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罕见病药物的“最后一公里”卡在哪

今年 2月 29 日是第十七个国际罕

见病日，今年的主题是“关注罕见、点亮

生命之光，弱有所扶、践行人民至上”。

全 球 最 大 的 罕 见 病 数 据 库

（Orphanet）显示，目前全球已知罕见

病种类超过 7000 种。其中，出生或儿

童期发病的罕见病占比 50%~70%。

近 10 年，全球有关罕见病的临床

前和临床开发阶段的药物数量不断增

加。数据显示，从 2012 年至 2022 年，

全球研发中的罕见病药物从 682 个增

加至 5215 个，年增长率为 24%。我国

研发中的罕见病药物也从 62 个增加

至 840 个，年增长率为 34%。

然而，罕见病药物供应保障系统

仍存在着“市场失灵”与“系统失灵”问

题。对于部分区域的罕见病患者而言，

纳入医保目录的罕见病药物依然存在

“最后一公里”的障碍。比如，药品进院

难、用药难、自负比例高等。

鉴于此，本报记者采访了全国政协

委员、对外经济贸易大学保险学院副院

长孙洁和华中科技大学同济医学院药品

政策与管理研究中心主任陈昊，就当前

罕见病患者的用药支付现状、罕见病国

谈药医保落地“最后一公里”的痛点难点

问题进行了采访。

不断提高患者满意度

记者：我国政府关于罕见病患者

用药出台了哪些政策？

孙洁：近年来，国家层面相继出台

一系列改革，逐步改善罕见病的诊疗

可及性、药物可及性以及经济可及性

等，包括全国罕见病诊疗协作网的建

立、《罕见病目录》的发布与更新、罕见

病药物优先用药审评审批、降低进口关

税、通过医保谈判和国家医保药品目录

调整将罕见病药物纳入医保等。

2016 年，电影《我不是药神》引发

公众对罕见病的广泛关注。2018 年可

以说是我国罕见病诊疗的元年，同年我

国公布了《第一批罕见病目录》，共包括

121种罕见病。2023年《第二批罕见病目

录》又新增 86种罕见病。目前，中国已有

207个病种纳入罕见病目录。

值得一提的是，国家医保局自

2018 年成立以来，加强了对罕见病用

药的支持，加快药品审批和上市进程，

不断将更多罕见病用药纳入医保目

录。目前，在国内获批上市的 75种罕见

病用药中已有超过 50种药品被纳入医

保目录。并且通过医保谈判，至少有 26

种罕见病用药平均降价超过 50%。

记者：但不可否认，罕见病患者用

药保障依然存在问题。

陈昊：其中一个痛点就是入院难。

虽然罕见病用药被纳入了医保目录，

但一些高值的罕见病用药受到了支付

的限制。医院作为一个客观运营的实

体，需要考虑资金、用药的周转，包括

罕见病用药配备所形成的资金占压以

及罕见病患者的特有问题。在这种情

况下，医院必须考虑配备罕见病用药

在客观上形成的负担。

另外一个痛点就是费用高。即使

我国在政策上采取了单列支付以及大

病医保制度等综合性救助措施，患者

长期用药的自付部分依然较高，存在

难以持续规范用药的情况。

同时，部分地区的医保等部门也

表示，罕见病患者用药金额大，长期带

病生存会对医保整体费用产生一定压

力。此外，还会担心因实施特殊政策导

致“罕见病患者移民”等现象发生。因

此，医保部门在提高罕见病用药报销

额度时也会持谨慎态度。

费用是关键问题

记者：那么，我们该如何解决“最

后一公里”的问题呢？

陈昊：首先，医疗机构要对罕见病

用药的配备树立一个正确的认识。具体

表现为：第一，对于医疗机构而言，罕见

病患者用药规模始终是有限的，不可能

无限扩张；第二，罕见病用药应基于医院

具体的诊疗能力、诊疗范围和诊疗水平

等，制定科学、合理的配备方案。一味要

求所有医疗机构都配备罕见病药物是不

客观、不科学且不必要的。应该依据罕

见病流行病学数据等，将罕见病药物配

备于地区罕见病诊疗中心。

另外，“双通道”政策也是国谈药

落地保障政策中重要的一环。所谓“双

通道”就是在医院之外的社会药房进

行配备。在这种情况下，我们既要充分

利用医院的优势，也要调动社会药房

的资源，以实现医院和社会药房之间

的合理布置和配备。

解决“最后一公里”问题，需要全社

会相关部门持有科学的预期，包括患者、

医疗机构、医保部门、卫生管理部门等。

记者：这其中，最关键的问题就是

费用。

孙洁：是的，罕见病用药费用支付

涉及医保、商业保险、第三方支付以及

个人支付等方面。

对于费用分担，我们应该逐渐形

成对罕见病患者“基本医保 + 单列支

付 + 大病医保”的三重保障，进而有

效减轻其长期用药的负担。

另外，提升“惠民保”的可持续性

以及对罕见病的保障效能。现在各地

推出的这 600 多款“惠民保”中，多数

产品都覆盖了若干种罕见病的用药。

下一步，我们建议优化“惠民保”，对地

方高发的一些重特大疾病（罕见病）进

行二次分组，在此基础上进行医保、大

病保险之后的第三次报销。

我们应该在将罕见病和重特大疾

病纳入商业健康险的背景下，将“惠民

保”细分并拉开价格差距，对需求比较大

的部分患者，提供分层次的保障。否则

以低保费、低门槛、高保额、高保障为特

点的“惠民保”很难具有可持续性。

尚无完美支付模式

记者：在罕见病患者用药支付保障

方面，我国哪些地区有可借鉴的经验？

陈昊：对于罕见病的保障，国家基

本医保做了积极的探索，比如将更多

罕见病用药纳入保障范围，并在地方

医保制度中采取单列支付、大病救助

和保险延伸等措施，在满足医保管理

要求的情况下进一步报销延伸。

国内很多地方都做了先期的探

索，比如青岛、深圳、浙江、江苏等。青

岛针对部分罕见病高值用药开展谈

判，降低相应的价格和费用，同时地方

财政提供支持，拿出一部分费用为所

谈判的罕见病用药提供保障。深圳则

通过出资购买商业性保险作为基本医

保的补充，解决一部分罕见病用药保

障的问题。而江苏和浙江则探索了罕

见病专项基金的模式，确保患者权益

得到保障。

但各地的探索各有特点，还未出

现非常完美或具有强烈推广意义的

做法。

孙洁：的确，国内现在各个地方有

不同的模式。总体上，这与当地经济

发展水平紧密相关。在经济较为发

达、财力充足的地区，相关的探索更

为深入，保障能力也更强。我认为，罕

见病医疗保障的理想模式是，个人自

费部分可以设定一个封顶值，超出部

分由社会和政府、企业、捐赠方及慈

善机构等多方共同分担，这或许是我

们未来努力的方向。虽然现阶段不一

定能实现，但从医保的国际共识来

看，罕见病的个人自费封顶是一个值

得探索的模式。
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