
在 2 月 28 国际罕见病日即
将到来之际，一系列政策利好接
踵来“袭”。

2 月 11 日，国务院总理李克
强主持召开国务院常务会议，部
署加强癌症早诊早治和用药保
障的措施，并决定对罕见病药品
给予增值税优惠。

会议指出，要保障 2000 多万
罕见病患者用药。从 3月 1日起，
对首批 21 个罕见病药品和 4 个
原料药， 参照抗癌药对进口环节
减按 3%征收增值税，国内环节可
选择按 3%简易办法计征增值税。

这是药品领域又一次迎来
利好。 早在去年年初，罕见病用
药政策利好就接踵而至。 2018 年
6 月，121 种《第一批罕见病目
录》向公众印发。 几天后，国务院
常务会议决议，对治疗罕见病的
药品简化上市要求。

中国社会科学院社会学研
究所研究员、社会政策研究中心
顾问杨团对《公益时报》记者表
示：“罕见病保障机制不同于其
他病种，应具有特征性，对这一
人群给予特殊保障，罕见病用药
不仅仅是减税问题，一系列政策
性制定才刚刚开始。 ”

2 月 13 日，国家卫生健康委
员会表示，未来，将随着相关诊
断和治疗手段的提高，对罕见病
目录进行动态调整。

罕见病药价高昂

2018 年 2 月 27 日， 由病痛
挑战基金会与香港浸会大学、华
中科技大学联合发布的《2018 中
国罕见病调研报告》显示，罕见
病患者平均承担医疗开支的
70%~80%， 还有很多罕见病病人
并非无药可用，而是因为药费过
高而难以承担。

中国社会科学院经济研究
所研究员、微观经济学研究室主
任、公共政策研究中心副主任王
震指出：“药品创新能力低、以药
养医、高药价，依然是中国药品
供应体制的特征性事实。 ”

王震表示：“药品创新能力
低是导致我国重病患者‘无药可
用’或‘被迫选择高价进口药’的
关键性原因之一。 我国大量所谓
‘新药’，其实多是‘改头换面式
的假创新’，缺乏实质性创新。 ”

王震指出：“压低成本以留
足‘返利’和‘回扣’空间是我国
药品企业不愿意进行实质性创
新投入的考虑之一，而这背后的
原因则是我国公立医疗机构由
行政垄断背景下的‘以药养医’，
以及由之引发的医院、 医生对
‘高价药’的偏好。 ”

据王震介绍，在我国医院的
收入来源中， 药品收入占 30%-
40%，最高的时候占 60%；而在药
品的价格构成中，生产与流通成
本（含利税）仅占 30%-35%。

据了解，我国在 2015 年 6 月
前对药品实行“价格管制”，对进
入医保目录的药品进行“最高限

价”，此后进入市场定价阶段。
2015 年 5 月，国家发改委发

布《关于印发推进药品价格改革
意见的通知》， 通知要求自 2015
年 6 月 1 日起，取消绝大部分药
品的政府定价（麻醉药品和第一
类精神药品除外）， 建立起以市
场为主导的药品价格形成机制。

王震说：“2015 年之前，政府
限价的同时又实行省级集中招
标采购，多数是‘低价药中标’。
在医疗机构和医生偏好高价药
的情况下，企业没有动力做实质
性创新。 ”

杨团对《公益时报》记者表
示：“不光是药品生产问题，这与
国家医疗体制有较大关系，现有
医疗体制不改，回扣利益空间太
大，导致药品价格难以下降。 如
果生产、流通体系不改，仍不能
达到患者终极受益的目标。 ”

政策红利释放影响

此次的罕见病药品增值税
降税前，已经有过一轮制造业药
品降税。

2018 年 3 月 28 日召开的国
务院常务会议就决定， 从 2018
年 5 月 1 日起，将制造业行业的
增值税税率从 17%降至 16%，这
其中就包括药品制造。

中国社科院财经战略研究
院财政研究室副主任何代欣认
为，罕见病种类多，而一些相关
药品价格又很高，如果从税收方
面能够给予一定减免的话，既能
使企业享受到减税红利，同时也
能够降低患者治疗成本，有助于
患者改善病况。 特别是在罕见病
药品领域有竞争的企业，在享受
到普遍性的减税红利后，也会产
生调低药品售价的意愿。

瓷娃娃罕见病关爱中心主
任王奕鸥表示：“政策释放了一
种信号，让重视中国市场的外企
药商通过税收激励优惠将罕见
病药品尽快在中国上市，让患者
受益。 ”

但对于治疗罕见病药品的
高价格，王奕鸥坦言：“政策性降
税空间可能会让罕见病药品上
市后有一定降价空间，给患者购
药压力带来一定释放，但不会很
大，即便降价罕见病药物对患者
用药仍有压力。 ”

罕见病政策出台一定是多方
面的。王奕鸥表示：“降税、免临床、
绿色通道、 药品上市优惠政策，这
些对于患者家庭来讲不一定所有

的家庭都能理解，但最终就是家庭
能否用得上药，是否有更多的罕见
病有效药物进入到中国，让更多中
国药企有能力研发罕见病用药，这
必须由政策来解决。 ”

多重呼吁推动政策进步

2018 年 6 月 6 日，国家卫健
委、科技部、工业和信息化部、国
家药品监督管理局和国家中医
药管理局联合印发了《第一批罕
见病目录》。 第一批纳入目录的
罕见病共 121 种。

该目录根据中国人口疾病
罹患情况、医疗技术水平、疾病
负担和保障水平等，参考国际经
验，由不同领域权威专家按照一
定工作程序遴选产生。 目录广泛
征求了相关部委和行业意见并
达成一致。

白化病、先天性肌无力综合
征、血友病、帕金森病等疾病被
纳入第一批目录。

国家卫健委表示，各部门将
按照分批制订、动态更新的工作
方式，依据工作程序，逐步完善
中国罕见病目录，为各部门开展
相关工作提供依据，进一步维护
人民群众健康权益。

王奕鸥说：“罕见病总数约
7000 种，第一批纳入目录的罕见
病共 121 种，还有大量病种需要
进入，如何进入？ 显然还有很大
纳入空间。‘扩展目录’、‘绿色通
道’、‘税收优惠’、‘跟进实施’，
这对于社会组织进行政策倡导
有着很大空间。 ”

“政策推进的同时，罕见病
公众认知、政策与罕见病群体关
系、政策演变发展解读等都是社
会组织应该持续倡导的工作。 ”
王奕鸥补充道。

2018 年 6 月 20 日， 国务院
常务会议决议，确定加快已在境
外上市新药审批、落实抗癌药降
价措施、 强化短缺药供应保障。
会议指出，对治疗罕见病的药品
简化上市要求，可提交境外取得
的全部研究资料等直接申报上
市，监管部门在 3 个月内审结。

这表明，在境外已上市而国
内未上市的罕见病用药，可直接
提供境外研究资料在国内申报
上市，而无需再在国内进行临床
试验，而且 3 个月之内就须有审
批结果。

据不完全统计，目前已有 21
个治疗罕见病的药品纳入优先
审评审批。

2 月 13 日，
国家卫健委召
开例行发布会，
医政医管局副
局长焦雅辉在
发布会上表示，
世界卫生组织
把罕见病定义
为 发 病 率 在
0.65‰ －1‰ 疾
病，但是由于我
国人口基数比

较大，患罕见病的绝对人口数在
我国仍是一个不小的数字。 罕见
病的管理不单纯是一个医学问
题，也是一个社会问题。 她表示，
未来随着罕见病诊断和治疗手
段的提高，还将对罕见病目录进
行动态调整。

杨团指出：“在中国，每种罕
见病的人数好像不多，但我国人
口基数大， 乘以 13 亿将会是一
个非常大的数字，中国的政策在
制定上不能只采用多、 少数概
念，更不能忽略少数。 不应只看
结构，而应看绝对数值，这是政
策上的重要概念。 ”

另外，杨团还表示：“罕见病
保障机制不同于其他病种。 罕见
病具有特征性，是固化、不可逆
的病种。 对这一人群应给予特殊
保障，不仅仅是税收问题，政策
性才刚刚开始。 ”

倡导要注重传播效果

2018 年 7 月 5 日，一部讲述
罕见病用药的电影《我不是药
神》在中国上映。 影片讲述了神
油店老板程勇从一个交不起房
租的男性保健品商贩，一跃成为
印度仿制药“格列宁”独家代理
商的故事。

这部根据真实事件改编的
电影《我不是药神》最终票房突
破 25 亿。 影片反映的我国罕见
病等重症患者用药难、用药贵等
现实问题，引发舆论关注。

2018 年 7 月 17 日，“中国政
府网”微信公众号发文称，李克
强总理就电影《我不是药神》作
出批示：“癌症等重病患者关于
进口‘救命药’买不起、拖不起、
买不到等诉求，突出反映了推进
解决药品降价保供问题的紧迫
性，要求有关部门按照国务院常
务会确定的相关措施抓紧落实，
能加快的尽可能加快。 ”

杨团表示：“一件事情要让
大家认识就必须通过有效的传
播手段，越是认识清晰，越会产
生舆论，这对于政策改变就越有
利。 通过电影《我不是药神》传
播，将罕见病、癌症等属于少数
人群的重症病种用药价格高企
的尖锐问题，通过艺术表现的方
式展现，引起政策重视，推动政
策进步，这种传播作用在中国政
策史上少见，互联网时代迅速形
成的舆情得到有效响应，这是国
家进步的表现。 ”

近几年间， 一批关注罕见病
群体的社会组织也纷纷成立，北
京新阳光慈善基金会、 瓷娃娃罕
见病关爱中心、罕见病发展中心、
蓝梅罕见病关爱中心、 爱稀客罕
见病关爱中心等社会组织分别通
过宣传倡导让社会各界关注罕见
病群体，推动政策进步。

2009年、2011年、2013年，瓷
娃娃罕见病关爱中心举办第一、
二、三届瓷娃娃全国病友大会，作
为全国性的罕见病公益盛会，共
有近 700位成骨不全症病友及家
属齐聚北京，1000余名公众参与。

王奕鸥表示：“病友、病友组
织、社群行动者，这十年间没少
忙活罕见病领域政策变化明显，
大家一直呼吁政策。 这次政策出
台给大家信心，让病友及相关方
看到呼吁倡导行动带来的效果
和变化。 另外，病友和病友组织
应看到自身社群的重要性，政策
及相关方关注到诉求者本身的
声音，从而两者达到共同推进罕
见病目标的作用。 ”

根据中国罕见病网的资料 ，
罕见病是指发病率低、少见的疾
病。 世界各国对于罕见疾病的定
义不尽相同，世界卫生组织将罕
见病定义为患病人数占总人口
的 0.65‰～1‰的疾病或病变 ；根
据 WHO 及其他国家数据推算，
目前我国罕见病总患病人口数
约为 1680 万 。 由于罕见病病种
多 、每种病的患病人群少 、市场
需求少 、研发成本高 ，很少有制
药企业关注罕见病治疗药物的
研发，因此这些药被形象地称为
“孤儿药 ”；而截至 2016 年 ，我国
上市的“孤儿药”只有 189 种 ，相
较于多达 6000~8000 种罕见病 ，
远远不能满足其治疗需求。

■ 本报记者 张明敏
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多重呼吁推动罕见病利好政策不断出台

2 月 28 日，国际罕见病日（网络图片）

链 接

� � 电影《我不是药神》使罕见病群体的用药等情况受到了广泛的
关注（网络图片）


