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迈向全民健康这五年③▶▶▶

“在罕见病的诊疗方面，中国做
的工作真的非常惊人，贡献也是很惊
人的。”国际罕见病联盟主席杜汉在
日前举办的“2020 年中国罕见病大
会”上如此表述。

此次大会由国家卫健委、国家药
监局指导，中国罕见病联盟主办。与
会人士就中国这些年应对罕见病的成
效和经验，进行了深入探讨。

北京协和医院院长、中国罕见病
联盟理事长赵玉沛院士表示，近年
来，在健康中国战略的指导下，罕见
病防治工作得到了党和国家的高度重
视，各项推动罕见病防治工作发展的
政策密集出台，中国罕见病相关工作
迈向了新的阶段。

中国约 2000 万人
被罕见病困扰

据国家卫健委罕见病诊疗与保障
专家委员会主任委员、北京协和医院
副院长张抒扬介绍，罕见病是指“在
一般人群中很少或很少发生”的疾
病，通常是慢性的、退行性的、危及
生命的，往往严重影响人们的身体、
感觉、精神或智力能力。

在已经制定罕见疾病政策的国家
中，美国将“罕见”定义为受影响人
口少于 20 万人。欧盟设定的门槛是
每 1万名公民中有 5人。日本和韩国
规定，罕见疾病患病率为0.4‰。

世 界 上 有 超 过 7000 种 罕 见 疾
病，而且数量在不断增加，每年大约
有 250 种新疾病加入名单中。据估
算，全球受罕见病影响的人群有2.63
亿—4.46亿人，中国约有2000万人。

张抒扬表示，罕见病是一个日益
显现的社会问题，不仅影响到人们的

生命健康和生活质量，也使得受其影
响的个人与家庭在医疗、教育、就
业、社会融入和社会保障等诸多方面
遇到重重阻碍，甚至陷入生活的绝
境。疾病所造成的社会不平等严重剥
夺了人们有尊严地生存和发展的权利。

应对罕见病，面临缺医少药的困
境。“能看罕见病的医生比罕见病病人
还要少。”四川大学华西医院神经内科
副主任商慧芳说，“很多罕见病没有纳
入到医学院校的课程，需要在工作中
去积累经验。但如果毕业后进入的并
不是非常大的医院，几年都没有见过
这种病，如何从中学到诊疗经验？”

据张抒扬介绍，目前几乎没有罕
见病可以被治愈，只有 5%—10%的
已知罕见疾病有药物可治疗。

病罕见，爱常在

病罕见，爱常在。各界对罕见病
人的关爱，首先体现国家的重视上，
其次体现在各种组织机构的建立上。

2018年5月，国家卫健委、国家
药品监督管理局会同其他部门发布了

《中国第一批罕见病目录》，包括 121
种罕见病。并提出，目录今后会继续
调整和扩充。之后，一系列与罕见病
医 疗 保 障 相 关 的 政 策 和 措 施 相 继
出台。

2018 年 10 月，中国罕见病联盟
成立。联盟由超过 50 家医疗机构、
大学、科研机构和企业等共同组成，
自成立以来，在聚集研究人才、融合
学科优势、强化协同创新、连接各界
推动中国罕见病事业发展方面，开展
了卓有成效的工作。推动多学科诊
疗，开展罕见病诊疗培训，开展罕见

病注册登记和推动罕见病直报；开展
理论及政策研究，探索中国特色的罕
见病药物和医疗保障方案。

2019年2月，国家卫健委发文宣
告建立全国罕见病诊疗协作网，首批
医院包括全国各省份的324家医院。

中国还建立了中国国家罕见病注
册系统，以期形成统一的罕见病注册
统计的技术规范和标准，从而联合全
国罕见病研究的优势单位，形成协作
网络。

“中国建立了全国罕见病网络，
我觉得这是非常出色的工作。”世界
卫生组织罕见病全球协作网顾问马特
说，“这些医院可以联合起来，形成
全球罕见病网络的枢纽，形成医院和
患者组织的联系纽带，能够相互合
作，去支持罕见病患者。这些枢纽应
该最终成为国际范围内的罕见病研
究、教育、技术发展的灯塔。”

在中国罕见病联盟和北京协和医
院等单位的大力推动下，一系列具有
重大临床意义的医学指南相继出版，
包括 2018 年的 《中国第一批罕见病
目 录 释 义》 和 《罕 见 病 诊 疗 指 南

（2019年版）》。

36种药品纳入国家
医保目录

罕见病之所以难以诊断，因为很
多情况下涉及多学科。“有时候这个
病人并不只是一个系统受累，如果医
生的知识面很局限，那就会造成延误
诊断，所以多学科合作在罕见病诊疗
过程中非常重要，这也是为什么很多
家医院都建立了多学科的合作门诊、
转诊团队，共同为罕见病人服务，这
也是提高诊疗能力的一个方面。”商

慧芳说。
药物方面，据张抒扬介绍，罕见

病药物的上市有了明确的绿色通道。
2019 年，新修订的 《中华人民共和
国药品管理法》明确规定，国家鼓励
研究和创制新药，对临床急需的罕见
病新药、儿童用药开设绿色通道，优
先审评审批；对于治疗严重危及生命
且尚无有效治疗手段的疾病的新药，
在临床试验已有数据显示疗效，并且
能够预测临床价值的条件下可以附条
件审批，以提高临床急需药品的可
及性。

“这缩短了临床试验的研制时
间，使那些急需治疗的患者能第一时
间用上新药。对于罕见病患者而言，
无疑是极为有利的政策。”张抒扬
说，自 2018 年以来，已经有 38 种急
需的罕见病用药，因符合国家药品监
督管理局快速简化审批的条件而被批
准上市。整体来看，有 61 种可以治
疗中国《第一批罕见病目录》内疾病
的药物已经在国内上市，其中，有
36种药品已纳入国家医保目录。

国家药监局副局长陈时飞指出，
国家药监局建立了罕见病药品的优先
审评审批程序，为符合要求的临床急
需境外已上市罕见病药品建立了快速
通道，60 天内完成审批。在满足临
床急需方面，已经遴选发布了两批临
床急需境外新药评审的名单，其中罕
见病治疗药品超过总量的50%。

工信部副部长王江平指出，工信
部印发的蛋白类生物药和疫苗重大创
新发展实施方案和医药工业发展规划
指南中，均将罕见病药物列为重点支
持对象。并将罕见病药物产业化项目
纳入产业转型和技术改造专项支持范
围，将临床急需的罕见病药品纳入工
程化攻关重点任务。

建立全国诊疗协作网络 开通药物上市绿色通道

应对罕见病 中国在行动
本报记者 熊 建

罕见病是一类发病率和患病率极低的疾病，但由
于中国人口基数大，罕见病在中国仍有较大群体，估
计发病人数超过2000万。罕见病是医学问题，也是社
会问题。

党的十八大以来，在党中央、国务院的坚强领导
下，国家卫健委、国家药品监督管理局、国家医疗保
障局等有关部门在罕见病的诊疗、药品准入及医疗保
障方面推出了一系列政策措施，无不揭示着中国在推
进罕见病防治事业和推行全民健康国家战略目标上的
决心。

左图：2019年，国家卫健委发布通知，要求各地重视罕见病病例
诊疗信息登记工作，并做好组织管理、信息登记和日常管理。

王 鹏作 （新华社发）

来自辽宁省沈阳市法库县的王
唯佳是罕见病“庞贝病”患者。“庞
贝 病 ” 会 导 致 肌 肉 无 力 ， 脊 椎 侧
弯，还有呼吸暂停的危险，每一步
行走都很困难，但他凭借顽强的毅
力在今年高考中取得了662分的好成
绩，被南开大学计算机类 （信息科
学与技术类试验班） 录取。

病魔让王唯佳步态蹒跚、身形
消瘦，脊柱愈发向右弯曲，身高和
肌肉力量也远低于同龄人。躺着是

王 唯 佳 缓 解 身 体 疲 劳 最 直 接 的 方
式，但为了学习，他每天要坐 10 多
个小时。3年高中时光，王唯佳每天
早上不到6点就起床，一直到晚上10
点下晚自习。即使肌肉无力让他连
写字都困难，即使从教室到洗手间
仅 70 多步的距离要走 10 多分钟，即

使需要整夜使用呼吸机，王唯佳从
来没有想过偷懒和放弃。

王唯佳得到学校和社会的极力
关爱。他走路不稳经常摔跤，高中
三年来就一直坐在讲台边上离门口
最近的位置，他所在的班级为了他
没换过教室，一直留在一楼；无论

什么时候，他身边总有一个同学，
伸出一双手，借给他一个肩膀；为
减轻这个农村家庭的经济负担，学
校给他母亲安排了保洁工作，还给
娘俩安排了单独宿舍；爱心人士给
王唯佳捐款捐物……爱与坚强让王
唯佳的生命更加灿烂。

9月10日，王唯佳和父母乘坐着
G400 次高铁从沈阳北站出发，奔赴
南开大学，开启新的人生。

新华社记者杨 青摄

“庞贝病男孩”向着梦想出发“庞贝病男孩”向着梦想出发
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“生命英雄·免疫英雄”推选活动启动

本报北京11月2日电（记者喻京英） 为助力织密织牢公共卫生防护
网，构建强大的公共卫生体系，进一步展现新时代公共卫生队伍的精神
风貌，“生命英雄·免疫英雄”推选宣传活动 10月 31日在北京正式启动，
广州、沈阳、重庆、杭州、成都等10个分会场同步视频参加。

免疫规划工作者既是侦察兵，又是战斗队，与百姓的健康息息相
关。启动会上，健康报社党委书记、社长邓海华介绍，在新冠肺炎疫情
防控阻击战中，包括疾控人员在内的广大卫生健康工作者不惧生死、冲
锋在前，为疫情防控取得重大战略成果做出了贡献。公共卫生人员通过
流行病学调查，科学研判疫情走势，开展核酸检测和环境消杀，与病毒
零距离接触，默默地守护着人民群众的健康。他们是不畏生死、不计回
报的幕后英雄。

据介绍，“生命英雄”推选宣传活动是在国家卫生健康委相关司局支
持下，由健康报社发起的一项品牌公益活动，迄今已连续开展了7届。活
动旨在弘扬医药卫生、免疫规划等领域工作者敬佑生命、救死扶伤、甘
于奉献的职业精神，展示卫生健康工作者的良好精神风貌。本次活动将
寻找那些默默奉献的免疫规划工作者，并通过多种渠道传播免疫规划工
作者为保障群众健康服务的精神。活动预计历时 6个月，最终评选出 96
位优秀者。

第十九届“产业集群与区域发展”学术会议召开

生物医药创新集群
开始显现集聚趋势

本报北京11月2日电（记者熊建） 10月31日，第十九届“产业集群
与区域发展”学术会议 （专题会议） 在北京中关村药谷生物产业研究院
举行。会议以“跨越分隔 重塑纽带——生物医药产业集群发展探索”为
主题，聚焦生物医药产业，从培育创新体系、服务公众健康着眼，探索
生物医药产业发展新方向。

北京市大兴区副区长杨蓓蓓致辞时指出，目前京津冀生物医药产业
集群式合力发展的愿望越来越强烈，希望通过本次会议，广大生物医药
产业的从业者能够汲取各位专家的研究成果与其他地区的发展经验，努
力为京津冀生物医药产业集群做大做强做出贡献。

会议总召集人、北京大学城市与区域规划系教授王缉慈表示，中国
生物医药产业的技术创新与发达国家相比还有一定差距。鼓励国产创新
药的发展，需要借鉴全球生物医药创新集群的发展经验。创新集群是企
业制定竞争战略、开发核心产品和研究关键技术的地方；是整合本土优
势、在全球获得竞争优势的母国基地。生物技术的前沿创新扎根于基础
科学研究，从创新到市场化，需要经历漫长的研发实验，面对各种失败
与挫折。同时，生物技术基础研发具有多学科性质，需要跨学科的分工
协作网络，因此集聚机制特别重要。

据介绍，中国90%以上的地级市都有生物医药企业，其中30%集中在
北京、上海、深圳、成都、重庆、广州、天津、苏州、石家庄、杭州等
10个城市，集聚趋势开始显现。

本报呼和浩特11月 2日电 （记者张枨）
日前，记者从内蒙古自治区医疗保障局召开
的新闻发布会上获悉：今年以来，内蒙古医
保部门不断巩固完善基本医疗保险、大病保
险和城乡医疗救助三重保障制度，形成综合
保 障 机 制 ， 梯 次 减 轻 参 保 患 者 医 疗 费 用
负担。

据悉，截至9月底，内蒙古全区基本医疗
保险参保人数为 2171.6万人 （职工为 540.4万
人、城乡居民为 1631.2 万人），参保率达到
95%，政策范围内报销比例分别达 85%和 75%
左右。全区 14 个统筹区全面实现基本医疗保
险基金盟市级统收统支。2020 年内蒙古全区
城乡居民医保财政补助标准达到每人 550 元，
个人人均缴费280元，各级政府财政补助水平
达总筹资金额的66%。

同时，内蒙古提高大病保险倾斜力度，
增强医疗救助托底保障功能。大病保险实现
城乡居民医保参保人员全覆盖，降低并统一
大病保险起付线为1.4万元，政策范围内支付
比例达到60%以上。目前，特困人员、低保对
象、农村建档立卡贫困人口在年度救助限额
内住院救助比例达到70%以上。

内蒙古还对建档立卡贫困人口实施动态
监测，确保建档立卡贫困人口应保尽保，加
大大病保险对建档立卡贫困人口的支付倾斜
力度，起付线降低50％，支付比例提高5个百
分点，全面取消建档立卡贫困人口大病保险
封顶线，将贫困人口大病集中救治病种扩大
至 30个并确定支付标准，基本解决了建档立
卡贫困人口基本医疗有保障问题。截至目
前，各地建档立卡贫困人口在普通门诊、门
诊慢病、住院费用报销等方面均符合国家政
策规定要求。

此外，面对突发的新冠肺炎疫情，内蒙
古医保部门及时会同财政、卫生健康等部
门，相继出台多项特殊医疗保障政策措施，
确保确诊、疑似患者和医学观察人员不因费
用、目录限制等问题得不到及时救治，确保收治定点医疗机构不因支付
政策影响救治。截至9月底，完成新冠肺炎 （确诊及疑似） 患者结算347
人次，结算金额达 380.37万元。印发阶段性减征及缓缴职工基本医疗保
险费实施方案，支持企业复工复产，已为企业实际减负14.74亿元。采取

“先预拨后清算”的模式，向定点医疗机构预拨上半年医保基金 21.13亿
元，缓解医疗机构因疫情影响面临的资金压力。及时出台便民政策，实
现医保服务“不见面办”“及时办”“便民办”“延期办”“放心办”，简化
参保人员办理异地就医备案手续。
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黑龙江中药材种植面积增44.4%

本报哈尔滨11月2日电（记者张艺开） 记者从日前召开的第二届黑
龙江中药材种植和产业发展高峰论坛上获悉：2020年，黑龙江全省中药
材种植面积达到260万亩，同比增长44.4%。目前，全省中药材累计获得
国家地理标识认证19个，刺五加、板蓝根、关防风等药材品种在国内市
场占有较大份额和影响力。

据介绍，黑龙江成立了全省中医药发展领导小组，编制出台了 《黑
龙江省中医药产业发展规划》，确立了全省中医药产业千亿元目标，将之
作为推进脱贫攻坚、促农增收的重要产业，从政策引领、项目支撑、人
才资源、营商环境等多个层面给予倾斜扶持。


