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“一支药70万元”
“国外便宜国内贵”？

——聚焦“天价”罕见病药

日前，网络流传“治疗

罕见病‘脊髓性肌萎缩症’

特效药物需‘70万元一支’

天价，且国内价格远高于

国外”，引发社会关注。

“脊髓性肌萎缩症”是

什么病？诺西那生钠注射

液是什么药？为何药价如

此昂贵？该药在国内外市

场真的售价悬殊吗？国内

患者用药价格是否有望下

降？新华社记者就此展开

调查。

据国家儿童医学中心、北
京儿童医院神经内科主任医师
吕俊兰介绍，脊髓性肌萎缩症
（SMA）对儿童是一种致命疾
病，通常有80%的Ⅰ型患者不
能活过2岁；Ⅱ型患者行走困难
且常伴有严重的肺炎并发症；
Ⅲ型虽然不会影响寿命，但患
者会全身无力，给其和家庭造
成巨大的疾病负担和精神痛
苦。

湖南省儿童医院神经内科
副主任医师吴丽文称，这种疾
病以脊髓和下脑干中运动神经
元变性、丢失为特征，是一种遗
传性神经肌肉疾病类的罕见
病。

专家表示，我国 SMA 在
新生儿中发病率约为 1/6000
到 1/10000，目前约有SMA患者
3万多名，但新生儿中的致病基
因携带率约为 1/50，危险性很
高，因此进行大规模产前筛查
非常重要。

专家介绍，诺西那生钠注射
液是婴儿、儿童和成人5q型脊
髓性肌萎缩症的反义核苷酸治
疗药物，也是国内首个获批治疗
脊髓性肌萎缩症的进口药物。
医生通过鞘内注射（通过腰穿将
药物注射到体内）的方式，给患
者用药。

吴丽文告诉记者，患儿在确
诊后需尽早用药：第一年需要注
射6次药物，头2个月需注射4
针；之后每4个月需注射1针。

吴丽文说，部分患儿在注射
用药后，运动能力有一定程度恢
复。湖南一名2岁 11个月大的
患儿诺诺今年5月开始注射该
药，目前已注射4次。治疗后，
诺诺的运动能力得到较好恢复。

“从治疗上来讲，诺西那生
钠注射液的确有用，但并不能完
全逆转病情。”吕俊兰提醒称。

记者了解到，诺西那生
钠注射液于 2019 年被批准
进 口 上 市 ，目 前 未 纳 入 医
保，由患者自费承担。在国
内，该药每单位价格为69.97
万元。

根 据 2019 年 新 修 订 的
药品管理法，药价不再由政
府 定 价 ，而 以 市 场 调 节 为

主，通过医保集中招标采购
来发挥作用。南开大学法
学院副院长、药品法专家宋
华 琳 说 ，罕 见 病 患 者 人 数
少，具有临床不确定性，因
此药物研发成本高，药品价
格昂贵。个别药企往往由
于技术领先获得定价优势
地位，这并不一定违反我国

反垄断法或药品监管相关
法律法规。

他认为，罕见病进医保
屡屡引发关注的深层原因，
是由于目前医保类型能涵
盖的罕见病种类有限，且我
国现阶段商业医保仍有待
完善，罕见病患者的医疗需
求难以完全满足。

网络传言该药“在澳洲售
价仅41美元，约合人民币280
元”“在日本近乎免费”，并称

“我们的医院暴利居然到了如
此骇人听闻的程度”等。

记者调查发现，据澳大
利亚药物福利计划（PBS）网
显示，普通病人用药支付 41
美元每单位，但该药品的政

府采购价格为11万澳元每单
位。

另据记者了解，日本不
久前将相关药物纳入医疗保
障范围，患者只需按该国整
体医保政策承担相对低廉的
费用。但该药物本身仍为高
价药。

记者还发现，全球将该

药纳入公费医保的国家有
限。在美国，该药每支售价
12.5万美元。在加拿大，一位
当地居民告诉记者，就职公
司为其购买了商业保险之
后，使用该药也需自费支付
5700多美元每单位，并不便
宜。据悉，大部分欧洲国家
未将其纳入公费医保范围。

专 家 表 示 ，因 罕 见 病 发
病率低，药品用量极少，价格
昂贵，一一纳入带量采购实
现降价难度不小。如何减轻
这类患者的医疗费用压力，
目前仍是个难题。

记者了解到，2019 年中国
初级卫生保健基金会启动了

“脊活新生-脊髓性肌萎缩症
SMA 患者援助项目”，为符合
项目申请条件的患者提供援
助药物。患儿家属可以申请
参加援助项目，第一年大概
能 以 140 万 元 的 价 格 注 射 6
支原价每支 70 万元的药物。

吕 俊 兰 、吴 丽 文 等 专 家
表示，希望有关部门能够研
究办法，通过医保等综合手
段切实减轻该病患者的医疗
负担。改善罕见病患者治疗
与生存状况需要国家、社会
组织、医疗机构和患者共同
努力。

宋 华 琳 认 为 ，对 于 发 病
率极低，诊疗费用极高的罕
见病，应采取多渠道救助，如
考虑予以医疗救助和专项救
助，建立专项基金等。他建
议，各省可根据自身经济社
会发展水平、医保基金结余
和罕见病发病诊治等情况，
确定该省纳入医疗保障范围
的罕见病病种。

在日本生活工作的杨女
士告诉记者，当地部分居民
和专家对将价格极高的该药
纳入医疗保障表示了担忧和
不满，认为这将威胁保障经
费的平衡与安全，挤占其他
发病更广、需求更迫切的病
种被纳入保障体系的机会。

多 名 专 家 认 为 ，高 价 罕
见病药产生有其特殊性，目
前无论是用集中采购谈判还
是纳入医保方式，推动其降
价均有现实困难。

湖南省卫生部门相关负
责人表示，此前一些罕见病
用药问题得以成功解决，是
因为我国人口基数大，部分
病种的罕见病患者并不“罕
见”，医保部门可以利用以量
换价等价格谈判手段，促成
企业降价，与现行保障制度
形成共同利益。

但 从 长 远 来 看 ，还 有 很
多罕见病新药临床总量少，
很难议价。因此真正解决罕
见病用药难、用药贵的问题，
需要积极发展商业保险，综
合利用慈善、救助等社会资
源为患者减负，有关部门还
应加快仿制药研发和一致性
评价，从根本上提高相关药
品的可及性。

（据 新 华 社 北 京 8 月 6 日
电）
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