
焦点
智

慧

海

都 2023年12月19日 星期二 责编/李焕泉 美编/唐昊 校对/王魁

A05智 慧 海 都
968880

“不用药孩子就蔫了”
罕见病戈谢病用药纳入医保，让家属看到了希望；2023年国家医保目录新增126个药品，

覆盖15种罕见病等多领域，而目前获批的75种罕见病用药有50余种纳入医保
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遗失声明遗失声明遗失声明 遗失声明遗失声明遗失声明
泉州市景乐宝平物流有限公司

不慎遗失圆形、铜质公章一枚，

印章编码：35058110019364，现声

明该公章作废。

福建子桉建筑劳务分包有限公司不

慎遗失铜质圆形的公章一枚，印章

编号：35058310056269，现声明作废。

遗失声明遗失声明遗失声明

泉州市科雷得电子科技有限公司

不慎遗失公章一枚，现声明作废。

晋江市池店镇晨意馒馒餐饮店（统

一社会信用代码：92350582MACG
0RLE5N）遗失晋江巿市场监督管

理局于 2023年 4月 27日核发的食

品经营许可证正本，许可证编号：

JY23505820734386，现声明作废。

云霄县马铺乡罗海森遗失残疾人证：

35062219480426351942，声明作废。

谈判环节也是寻求共
赢的“双向奔赴”。在参与
了多场医保谈判后，记者
注意到几乎每次谈判成功
后，医保方谈判专家和企
业方代表都会松一口气，
而每次谈判失败后，双方
也无一不是充满遗憾，因
为每一场博弈的背后，都
是无数患者与家庭的翘首
以盼。

一名参加城镇职工医
保的患者给记者算了笔
账：假设没有医保报销，抗
肿瘤药安罗替尼一年用药
费用为 7 万多元；医保报
销后，一年仅需负担约1.5
万元。

“进医保后安罗替尼
的价格已大幅下降，提升
了肺癌患者用药的可及性
和医生的临床用药选择。”
首都医科大学宣武医院胸

外科首席专家支修益说，
近年来随着更多我国自主
研发抗肿瘤药物的出现，
以往一些药品种类只能选
择进口药的局面有所改
变。

PNH 病友之家发起
人佳佳表示，希望新版医
保目录正式施行后，罕见
病医保通道能更加顺畅，
让有需求的病友们都能真
正用得起药、用得上药。

据悉，通过谈判纳入
目录的药品，大部分是近
年来新上市、临床价值高
的药品，大量新机制、新靶
点药物被纳入目录。通过
谈判，创新药的价格更加
合理，患者可负担性大幅
提高，多数出现了销量、收
入齐升的情况。

（综合新华社、央视新闻、
央广中国之声、人民日报）

近三年，通过医保目
录准入谈判，国家医保局
已累计将 26 种罕见病用
药纳入医保药品目录，平
均降价超50%。叠加其他
药品准入方式，目前获批
在中国上市的 75 种罕见
病用药已有 50 余种纳入
医保保障覆盖。

此次谈判成功新纳入
医保目录调整的酒石酸艾
格司他胶囊正是去年年底
获批的首仿药。这场谈判
进行的时间仅有 19分钟，
医保谈判方和罕见病药物
企业相向而行，兼顾了罕
见病患者能用上药、医保
资金运行安全和企业方持
续发展三方的共赢。

药企谈判代表王璐
说，正是因为政策支持，他
们才得以持续投入罕见病
药物研发。王璐认为，当

前很多进口药受到国际定
价策略影响，以戈谢病药
物为例，如果使用进口药
物，年治疗费用在 300 多
万元，高昂的定价让其难
以进入医保目录保障范
围。在他看来，通过国产
自主创新是能够惠及罕见
病患者的一条道路。

“更多创新药品纳入
医保支付范围，对人民群
众是有利的。但创新药价
格相对较高，在精准测算
的底价范围内，我们带着
真心真情探寻真价，并不
是一味砍价。”医保谈判专
家组第二组组长、云南省
医保局副局长金梅表示，
谈判组希望找准一个平衡
点，让创新药进医保更快
点，既有利于医药产业创
新，也要促进药品价格回
归到科学合理水平。

国家医保局医药服务
管理司司长黄心宇在发布
会上介绍，此次调整后，目
录内药品总数将增至 3088
种，其中西药 1698种、中成
药1390种，慢性病、罕见病、
儿童用药等领域的保障水
平得到进一步提升。此次
调整新增 15个目录外罕见
病用药。

“单基因遗传病是由于
单个基因变异导致功能异
常引发的疾病，在罕见病中
占比 80%。”罕见病研究专
家、北京协和医院儿科主任
医师邱正庆介绍，脊髓性肌

萎缩症（SMA）、戈谢病等都
属于单基因遗传病，将这些
疾病用药及时纳入医保对
患者有重要意义。

此外，可用于治疗阵发
性睡眠性血红蛋白尿症
（PNH）、非典型溶血性尿毒
症综合征、难治性全身型重
症肌无力3种罕见病的依库
珠单抗也成功进入医保。

“依库珠单抗2007年在
国外上市，当时一年治疗费
300万元，要用一辈子，有多
少人能用得起？”在采访过
程中，作为 PNH 专家的北
京协和医院血液内科主任

医师韩冰问道。“很多人都
在等着用这个药，但目前差
不多只有 10名病人能坚持
用药。”韩冰说，时隔十几年
后，依库珠单抗终于在中国
上市，年治疗费用约在50万
元，真正用得起药的人依旧
寥寥无几。经过近一个小
时的谈判，依库珠单抗谈判
成功。

“PNH 是一种罕见的
后天获得性溶血性疾病，反
复溶血、血红蛋白尿、肾功
能损害、高发血栓等并发症
折磨着不少PNH患者。”天
津医科大学总医院副院长、

血液病中心主任付蓉说，降
价叠加医保报销，相较于传
统疗法的局限性，依库珠单
抗成功进入医保，能使更多
患者获得有效治疗、减轻患
者负担，也让“孤儿药”不再
可望而不可即。

“能进医保就意味着更
多罕见病患者有了用药希
望。”参与此次谈判的医保
方谈判组组长之一、云南
省医保局副局长金梅说，
罕见病用药的价值和成本
相对较高，在医保基金可
承受范围内，要尽全力将
其纳入医保。

今年上大二的方浩然
就是一名罕见病患者。2015
年刚确诊戈谢病时，他才11
岁。爸爸方林玉回忆，孩子
10岁时身上经常出现青紫，
肚子也经常不舒服。当时
方林玉发现孩子吃饭少、肚
子大，去检查发现血小板只
有 20多。从儿子 2015年患
病到现在 8年时间，方林玉
和妻子一直在为孩子的病

奔波。
这种由1号染色体中隐

性遗传致病基因导致的罕见
病，会导致患者出现生长发育
落后于同龄人、肝脾肿大、骨
和关节受累等一系列症状。
在方林玉看来，孩子患病后，
生活像脱轨的火车一样。他
手机里有一个求助信，上面的
签名者都是患病孩子的家长。

戈谢病用药根据患者

体重计算用量，随着体重不
断增加，药费也会随之增加，
从一年几十万元，增长到几
百万元。“一个患病孩子就能
导致一个家庭困难了。”

“用药的情况下跟正常
人是一样的，不用药的情况
下孩子就蔫了。”方林玉坦
言，戈谢病停药的后果是患
者无法承受的——不停地
流鼻血；肝脾肿大；极易骨

折，因骨痛彻夜难眠。
而现在相关用药日前

首次纳入医保目录，让一家
人看到了更多的希望。方
林玉说，今后的希望是越来
越好的，孩子不久后就可以
用上目录内的新药，他更期
待，未来儿童用药也有纳入
医保目录的希望，“国家现
在对这个罕见病越来越关
注，这一点我是很相信的”。

罕见病名为“罕见”，却
并不罕见——目前，国际公
认的罕见病近 7000种。对
于罕见病患者来说，无药可
用是他们大部分时候面临
的困境。

有统计显示，目前全

球范围内只有不到 5%的
罕见病有有效的治疗药
物。但即便在这 5%以内，
一些患者和他们家庭仍然
要面临另一道经济难关。
据《中国罕见病高值药物
医疗保障研究报告》，一

些有药可医的罕见病治疗
费用年均约百万元，有些
甚至达到数百万元，这样
的天文数字对于普通家庭
来说无疑是不可承受之
重。

2021年，治疗罕见病脊

髓性肌萎缩症的诺西那生
钠注射液通过谈判进入医
保目录，让罕见病药物纳入
医保保障覆盖有了更多探
索的可能。但治疗戈谢病
的药物此前没能纳入医保
目录。

“每一个小群体都不应该被放弃。”这是在罕见病药物医保谈判现场响起
的话语。日前，国家医保局公布2023年国家医保药品目录调整结果，126个
药品新增进入目录，其中，新冠、抗感染用药17种，糖尿病、精神病、风湿免疫
等慢性病用药15种，罕见病用药15种，谈判或竞价成功的药品价格平均降幅
61.7%。从今年的国家医保药品目录申报范围可看出，再次向罕见病患者、儿
童等特殊人群适当倾斜。用于治疗戈谢病的酒石酸艾格司他胶囊、治疗阵发
性睡眠性血红蛋白尿（PNH）等疾病的依库珠单抗注射液等罕见病药物成功
纳入医保。

医保谈判博弈的背后是场双
向奔赴，为了每一名患者的翘
首以盼，对垒的焦点不仅
仅是小小“一粒药”，更
承载着患者的希望、
考量着医保的负担、
牵扯着企业的利益，
也凝聚着背后无数促
成这场谈判的心血与
努力。

现状：公认的罕见病近7000种 很多无有效治疗药物

案例：停药后不停流鼻血 肝脾肿大骨痛难眠

医生：让“孤儿药”不再可望而不可即

谈判专家：让创新药进医保更快点

□记者手记

“生命至上”的双向奔赴
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