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一针70万？！罕见病“天价药”之困期待破解
对不少患者而言，一些救命药即便实施“腰斩价”，自付费用仍是难以承受的经济重负

今年高校开学季， 邢益凡的名字受
到众多人关注：今年18岁、体重18公斤的
他，坐着轮椅到北京航空航天大学报到，

一句“我就想看看，我还能走到哪一步，

想再往前奔一奔”，引得全网“破防”。

邢益凡患的是渐冻症， 这是一种得
病率约十万分之一的罕见病。 在他顽强
人生的背后，也有医学进步的烙印：越来
越多罕见病患者得以打破“活不到成人”

的魔咒、得以“被看见”。

而“看见”，仅仅是开始。随着罕见病
新药、新治疗手段问世，诊疗费用也逐步
成为社会关切。近来，一针70万元、4天花
费55万元的“天价”治疗费经由媒体报道
后，频繁触动大众神经。

罕见病如何实现病有所医、 医有所
药、药有所保？不少专家认为，要让“天价
药”变成患者可负担的救命“神药”，罕见
病保障体系亟需进一步完善。

“天价”救命药，谁来
埋单？

9月初，一张医院就诊费用单引发关
注。 有媒体报道，一名不满2岁的患儿在
西安交通大学第二附属医院儿童病院被
确诊为脊髓性肌萎缩症（SMA），这是一
种罕见病，4天花费553639.2元， 其中西
药费550177.2元， 使用的治疗药物是诺
西那生钠注射液。

“1岁女婴住院4天花费55万”，瞬间
吸睛无数。 不过，医院、患者家属达成共
识， 并第一时间回应： 治疗完全符合指
南，也是很有必要的。

舆论因当事人的及时发声， 没有持
续发酵， 但罕见病 “天价药” 情况确实
存在。

公开资料显示 ， 2019 年 2 月 ， 诺
西那生钠注射液正式获得我国国家药监
局批准 ， 用于治疗 SMA， 并成为中国
首个治疗 SMA 的药物。

诺西那生钠在中国上市后， 单支价
格为 69.97 万元， 患者在第一年需要注
射 6 支， 之后每 4 个月注射 1 支。 这意
味着， 治疗这种罕见病， 第一年需要花
费 400 多万元外， 此后每年还需要花费

200 多万元。

2019 年 ， 在诺西那生钠上市不
久后， 相关 SMA 患者援助项目随即
启动。 通过该援助项目， 患者第一年
的治疗费用相比全自费， 节省约三分
之二， 之后每年治疗费与全自费相比
可节省约一半。

今年1月4日， 这一SMA患者援助
计划再出新： 患者第一年的自付费用
从原来的约140万元降至55万元 ，之
后， 每年的自付费用从原有的平均每
年约105万元降至55万元。 由此可见，

55万元已是这款SMA用药的 “腰斩
价”。不过，相对普通家庭，说是“天价”

仍不为过。

在卫生领域，这被称为“罕见病高
值用药”。罕见病医疗保障尤其是高值
用药保障，其实就是回答一个“谁来埋
单”的问题。

“糖尿病、高血压等疾病的用药可
以纳入医保，为什么罕见病不可以？ ”

在一些医学专家、法律专家看来，罕见
病的保障无非面临“人群极少、保障负
担极重”等顾虑，而现实是，一切并非
遥不可及。

罕见病并不罕见，一系
列政策出台为患者“减负”

罕见病又称“孤儿病”，国际确认的
罕见病7000多种， 我国目前有各类罕见
病患者约2000万人。

“罕见病，在中国并不罕见。”上海市
罕见病防治基金会理事长李定国在很多
公开场合都曾强调过这一点。近日，在上
海举行的中国罕见病立法与医疗保障多
学科研讨会上， 这一话题再度让多位专
家打开话匣子。

华东政法大学党委书记郭为禄援引
统计数据谈到，全世界有3亿多人属于各
类罕见病患者，这个数字其实很庞大。以
我国为例， 大约要保障2000多万罕见病
患者的用药，可见，这一患者群体人数很
多， 且每个患者的背后都关联着一个不
幸的家庭。 “要实现全民健康，不能忽视
这些罕见病患者的生命健康。 ”

事实上， 罕见病涉及的不仅是医学
问题，也同时涉及经济学、社会学、公共

管理和法学问题。

近年来， 我国在罕见病救治和保障
方面的立法有不小进步。 有法学专家介
绍，2019年修订的《药品管理法》和《药品
注册管理办法》，从法律层面确立了罕见
病药物优先审评审批制度；2020年6月实
施的《基本医疗卫生与健康促进法》明确
提出，国家支持罕见病药品的研制生产；

2020年修订的《医疗器械监督管理条例》

规定， 可以对用于治疗罕见疾病的医疗
器械附条件批准上市使用等。

“我国已上市罕见病相关药物70余
种，涉及60余种罕见病，这些罕见病患者
在我国已‘有药可医’。 在2019年和2020

年，有多种罕见病高值药进入中国，让患
者看到了希望。”上海市卫生和健康发展
研究中心主任金春林称， 为鼓励罕见病
药物引进、研发和生产，国家出台一系列
政策加速新药审评审批，提供税收优惠，

让患者“有药可用”；为降低罕见病患者
经济负担， 国家医保目录调整持续关注
罕见病用药，为患者“减负”。

虽然利好消息不断， 但专家们也表
示，当前仍要清醒地看到，罕见病并未达

到“病有所医、医有所药、药有所保”。

有专家统计，在我国公布的首批121

种罕见病目录中， 仍有20余种罕见病的
患者不得不“超适应症”用药；从全国罕
见病制度层面来看， 仍有较多罕见病药
物未被纳入医保， 年治疗费用超过30万
元的高值罕见病药物进入国家医保还未
实现“零”的突破。

建长效机制，补齐罕见
病用药保障“最后一公里”

再等等？对于很多未解难题，这也是
一种态度。但对许多生命而言，似乎又等
不起。

金春林注意到，当前，一些创新支付
保障的实践， 正被应用于解决罕见病高
值用药支付困境。

比如， 国家鼓励地方积极探索创新
罕见病医疗保障模式， 通过建立罕见病
专项基金、大病医保、政策性商业保险、

医疗救助等方式， 化解了部分罕见病患
者“用药贵”的困境。同时，地方罕见病医

疗保障模式的实践， 也为罕见病立法提
供了参考。

记者在采访中获悉， 围绕罕见病高
值药保障， 上海、 浙江等地通过将罕见
病纳入大病医保、 建立专项基金制度、

推行政府型商保、 鼓励参与医疗救助、

倡导慈善帮扶、 企业捐赠、 个人一定比
例自付等方式， 逐步探索罕见病用药保
障新机制。

不过，也有专家指出，这其中亟需完
善的环节依旧很多。 比如， 在地方探索
中，个人自付比例的地方差异大。 再如，

罕见病患者人数少，药价谈判空间有限；

政策性商保在快速发展中产品设计不够
成熟，难以形成长效机制等。

“各地过去10年的探索证实，仅靠单
方力量解决罕见病的医疗保障是不够
的。 ”越来越多的专家提出进一步建议：

通过立法明确企业、 商业保险的社会责
任， 强化商业保险作为国家医保的重要
补充作用，遵循政府主导、国家统筹、多
元筹资、社会共付的原则，实现对罕见病
高值药物的医疗保障， 由此补齐罕见病
用药保障“最后一公里”。

【速读罕见病】
目前，90%以上的罕见病缺乏有

效治疗手段，大部分患者需要终身服

药。 在临床上，约65%的罕见病患者

曾被误诊， 患者平均需要花5.3 年

才能被确诊。 由于延误诊断、获得药

物困难等原因，许多罕见病患者开始

接受治疗的时间较晚，病变往往已经

不可逆，给患者及其家庭造成沉重负

担。 早期发现、早期诊断、早期干预，

是延缓罕见病患者病情进展、提高生

活质量的重要手段。

■本报记者 唐闻佳
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