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2022 年国家医保药品目录调整，对

罕见病用药开通单独申报渠道，支持罕

见病用药优先进入医保药品目录，已有

45 种罕见病用药被纳入国家医保药品目

录 ，覆 盖 26 种 罕 见 病 …… 近 日 举 行 的

2022 年中国罕见病大会公布的好消息让

罕见病患者倍感振奋。

根据世界卫生组织的定义，罕见病

是指患病人数占总人口 0.65‰—1‰的

疾病。我国人口基数庞大，各类罕见病

患者绝对数不小。中国罕见病联盟的数

据 显 示 ，我 国 罕 见 病 患 者 达 2000 多 万

人。组建全国罕见病诊疗协作网、成立

中国罕见病联盟、一批罕见病用药获批

上市、一部分罕见病用药被纳入国家医

保药品目录……我国在不断增强罕见病

防治与保障力度。

324 家医院组建诊疗
协作网

每周四中午，北京协和医院国家级罕

见病会诊中心都会组织各科资深专家为 1
至 2 名疑难罕见病患者进行多学科会诊。

同时在线上会诊的，还有来自各地罕见病

诊疗协作网医院的医生们，共同为罕见病

患者和家庭提供治疗方案。

2019 年，国家卫生健康委遴选 324 家

医院组建全国罕见病诊疗协作网，建立双

向转诊、远程会诊机制。北京协和医院作

为全国罕见病诊疗协作网的国家级牵头

医院，建立了国家罕见病多学科诊疗系

统，“一站式救治方案”让患者平均确诊时

间从以往的 4 年缩短至不到 4 周。随后，

各级医疗机构陆续响应国家卫生健康委

要求，通过中国罕见病诊疗服务信息系统

进行罕见病病例诊疗信息登记。

“深入开展疑难罕见病研究，是推动

医学科技创新的重要举措，也是增进罕

见病患者健康福祉的必然要求。”北京协

和医院院长、中国罕见病联盟副理事长

张抒扬说，通过多学科会诊提升诊疗能

力，才能挽救更多患者生命。北京协和

医院从建院之初保存至今的 400 万余册

病案，为罕见病研究积累了丰富的病例

资源。此外，还要培养更多有情怀有担

当的好医生，能诊能治罕见病。

加强罕见病知识普及与培训非常重

要。罕见病病例少，大部分医生缺少诊

疗经验，客观上导致了罕见病诊疗难度

大。中国罕见病联盟执行理事长李林康

说，全国罕见病诊疗协作网办公室和北

京协和医院组织线上和线下培训，涉及

数十个罕见病病种，覆盖了 22 个城市的

10 万余名医生，有效提高了社会认知和

医生的识别、诊断、治疗能力。此外，协

作网打通远程会诊、双向转诊路径，探索

为罕见病患者开展多学科诊疗，有效提

升了罕见病诊疗质量。

已有 60 余种专用药
获批上市，45种纳入医保

研发难度大、成本高、周期长、市场

需求小，罕见病用药往往被称为“孤儿

药”。只有加强罕见病药物研发，才能让

更多罕见病患者有药可用。

“对于罕见病患者而言，有药可用永

远都是第一位的。”中国国际经济交流中

心常务副理事长毕井泉建议，设立罕见病

治疗药物研发基金，对于罕见病研发项目

给予补助。同时，鼓励社会资本设立罕见

病基金，资助罕见病治疗药物开发。

“我们密切关注罕见病患者用药需

求。”工业和信息化部党组成员、副部长

王江平介绍，通过实施《医药工业发展规

划指南》《“十四五”医药工业发展规划》

等，引导企业加强研发治疗罕见病的特

效药物，支持企业在罕见病药物研发中

发挥主体作用。将罕见病药物纳入小品

种药、短缺药管理，开展集中生产基地建

设和生产供应监测、供需对接，推动建立

短缺药品供应保障联盟，充分发挥国家

医药储备蓄水池作用。

我国实施对罕见病治疗药品优先审

评审批的政策。2020 年新修订的《药品

注册管理办法》明确，将具有明显临床价

值的防治罕见病的创新药和改良型新药

纳入优先审评审批程序，对于临床急需

的境外已上市境内未上市的罕见病药品

在 70 日内审结。国家药监局的数据显

示，目前，已累计批准 60 余种罕见病用药

上市，数量和速度都在快速提升。

罕见病患者有药可用，还得用得起

药。近年来，我国采取强有力的措施不

断降低罕见病患者用药负担：

——将更多罕见病药物纳入医保药

品 目 录 。 2022 年 国 家 医 保 药 品 目 录 调

整，对罕见病用药开通单独申报渠道，支

持 其 优 先 进 入 医 保 药 品 目 录 。 截 至 目

前，已有 45 种罕见病用药被纳入国家医

保药品目录，覆盖 26 种罕见病。

——组织罕见病药品国家谈判。国

家医保局医药服务管理司司长黄华波介

绍，2018 年以来，通过谈判新增了 19 种

罕见病用药进入医保药品目录，平均降

价 52.6%。下一步，将持续推进医保药品

目录调整，完善谈判药品配备机制，提升

罕见病患者用药可及性，努力为罕见病

患者提供更好保障。

多部门合力推进防治
与保障工作

罕 见 病 是 诊 疗 挑 战 较 大 的 疾 病 领

域 ，也 是 全 球 共 同 的 重 大 公 共 卫 生 问

题。罕见病防治与保障工作需要社会各

界大力支持。

党的十八大以来，党中央、国务院高

度重视罕见病防治与保障工作，各部门

从诊疗、医保、用药、科研、教育等不同领

域出台一系列政策，合力推进我国罕见

病防治与保障工作驶入快车道，给更多

患者带去希望。“罕见病是一个社会问

题，涉及多个部门，也是一项系统工程。”

国家卫生健康委医政医管局局长、全国

罕见病诊疗协作网办公室副主任焦雅辉

表示，下一步，要依托全国罕见病诊疗协

作网继续落实双向转诊、远程会诊机制，

建成全国罕见病的医联体，并逐步引导

大医院回归主要接诊疑难病、罕见病等

的功能定位。

面对罕见病诊断率低、治疗能力差、缺

乏治疗药物三大难题，北京协和医院牵头，

联合中国罕见病联盟，积极同国家卫生健

康委沟通，向财政部申请专项经费支持我

国罕见病诊疗水平和防治能力提升。“十四

五”期间，国家通过中央专项彩票公益金拨

付专项资金 3.22 亿元，将支持超过 4 万例

罕见病患者及家系的遗传检测，支持超过

9000 例罕见病疑难病例多学科诊疗，开展

825场医生罕见病诊疗能力培训。

预防出生缺陷疾病是做好罕见病预

防的关键。近年来，我国不断完善出生

缺陷防治体系。国家卫生健康委妇幼健

康司司长宋莉介绍，全国婚前保健机构、

孕前优生健康检查机构已有 4000 多家，

产前诊断机构已达 498 家。对苯丙酮尿

症等新生儿遗传代谢性疾病的筛查已经

在很多地方普及，通过早期筛查、尽早治

疗和干预，能够帮助患儿回归正常生活。
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近年来，我国不断增
强罕见病防治与保障
力度。多学科会诊，提升
精准诊疗能力；加强研
发、纳入医保，让患者有
药可用、用得起药；多方
协同，一系列政策相继出
台……2000多万名罕见
病患者正受到社会各界
更多的关注和呵护。

本报北京 11月 10日电 （记者白

剑峰）国家卫生健康委等三部门日前

印发“十四五”全民健康信息化规划，

提出到 2025 年，每个居民拥有一份动

态管理的电子健康档案和一个功能完

备的电子健康码。

规划提出，到 2025 年，初步建设形

成统一权威、互联互通的全民健康信息

平台支撑保障体系，基本实现公立医疗

卫生机构与全民健康信息平台联通全

覆盖。加速推进高速泛在、云网融合、

智能敏捷、集约共享、安全可控的全民

健康信息化基础设施建设。依托国家

电子政务外网、互联网、光纤宽带、虚拟

专线和 5G 等网络建设完善卫生健康行

业网。全民健康信息化统筹管理能力

明显增强，医疗卫生机构互通共享取得

标志性进展，二级以上医院基本实现院

内医疗服务信息互通共享，三级医院实

现核心信息互通共享。

全员人口信息、居民电子健康档

案、电子病历和基础资源等数据库更加

完善。数字健康服务成为医疗卫生服

务体系的重要组成部分，每个居民拥有

一份动态管理的电子健康档案和一个

功能完备的电子健康码，推动每个家庭

实现家庭医生签约服务，建成若干区域

健康医疗大数据中心与“互联网+医疗

健康”示范省，基本形成卫生健康行业

机构数字化、资源网络化、服务智能化、

监管一体化的全民健康信息服务体系。

“十四五”期间，将拓展“互联网+
医疗健康”服务，构建线上线下深度融

合覆盖全生命周期的卫生健康服务模

式。推进“互联网+家庭医生签约服

务”“互联网+妇幼健康”“互联网+医

养 服 务 ”“互 联 网 +托 育 服 务 ”“互 联

网+营养健康”等，提高重点人群健康

服务智能化、专业化水平。

“十四五”全民健康信息化规划发布，到2025年——

每个居民拥有一份电子健康档案

近年来，山东省沂水县持续关爱农村老年人，开办暖心食堂，制作适合老年人饮食习惯的营养配餐。图为沂水县耿家

王峪村服务人员为在食堂就餐的老年人端上饭菜。 郭其祝摄（人民视觉）

蓝蓝的天空，清澈的河水，不时飞

起的白鹭……在浙江省嘉善县魏塘街

道长秀村的生态环廊，白天外地游客

在此流连忘返，傍晚村民们就会来到

这里散步、骑车，欣赏夕阳下的村庄美

景。生活环境的改善，也为当地群众

带来了越来越多的获得感与幸福感。

在 长 秀 村 ，累 计 投 入 4400 多 万

元 、疏 浚 河 道 超 过 25 公 里 的 改 造 工

程，改善了沿河生产生活环境。依托

改善后的自然资源条件，当地高效农

业得以快速发展。现在的长秀村，已

经发展起创业创新孵化园项目。随着

项目推进，村民增收致富渠道不断拓

宽，不出村就能获得就业机会，日子越

来越红火。

近年来，嘉善县完善河（湖）长制

度、推进“五水智治”数字化改革、加快

水生态修复试点建设，不断改善生态

环境质量，利用生态环境优势发展绿

色产业带动群众增收。以打造萤火虫

回“嘉”绿色生态品牌为抓手，嘉善县

推进美丽乡村建设，持续壮大乡村旅

游业。在姚庄镇金星村，其所在的东

部区域水生态修复二期（姚庄片）已顺

利开工建设，结合当地积极开展的全

域秀美整治行动，村内的河流水质得

到明显提升，湿地公园也出现了萤火

虫的身影。在今年的萤火虫回“嘉”相

关活动中，前来金星村观赏萤火虫的

游客络绎不绝。

嘉善县还通过各种途径让群众从

参与环境治理的过程中获得一份参与

感。智慧电网、绿色信贷等一头连着

居民生活、一头连着环境保护的产品

逐渐普及，在扎实推进生态治理的同

时，也把实实在在的福利递到老百姓

手中。

“如今的嘉善，乘着长三角一体化

示范区的东风，紧扣‘城乡统筹、高质

量发展、绿色低碳、一体化示范、共同

富裕’五大目标，不断厚植生态优势，

全力打造绿色共富示范区，一幅全域

秀美的江南水乡图景正在嘉善大地徐

徐铺展。”嘉兴市生态环境局嘉善分局

局长赵一峰表示。

浙江嘉善县发展绿色产业促增收——

好环境带来好日子
本报记者 窦瀚洋
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