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关于建立我国罕见药物管理制度的思考

郭冬梅‘赵静

北京中医药大学管理学院 (北京100029)

本文通过对国际罕见药物管理现状的研究，结合罕见药物的市场特点以及我国的实际情况，明确在我国

建立罕见药物制度的宓要性，并提出建立我国罕见药物制度的策略立足点。

罕见药物；管理制度；立法
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1国际罕见药物的管理现状

罕见病是世界公共卫生领域的一项重要议题。

所谓罕见病是指患病人数少、发生概率低的疾病。

世界不同国家和地区对罕见病的界定和划分没有

一个统一标准。世界卫生组织(WHO)对罕见病的
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定义为患病人数占总人口比例的0．65％～1％的

疾病。按照这一评价标准，全球已经确认的罕见病

有5000—6000种，占人类疾病总数的10％左右。

罕见药物也称孤儿药，是以罕见病的治疗、预

防、诊断为目标的药物。美国是世界上第一个实施
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罕见药物制度的国家，1983年1月4日美国颁布了

罕见药物法(Orphan Drug Act)，正式实施罕见药物

制度，以期解决罕见病人群的用药需求，保证每个

公民平等的获得合理的医疗保障。此后，日本、澳

大利亚以及众多欧洲国家也相继实施了罕见药物

政策，并且形成了基金资助、税收优惠、优先审批、

价格优惠以及市场垄断权等一系列较为成熟的管

理手段。

2建立我国罕见药物制度的必要性

2．I保障公众用药需求，提高生存质量

我国人口众多，罕见病种类和罹患人数众多。

在国际普遍关注罕见病及罕见药物的背景下，我国

也开始关注这方面的问题。我国曾在《药品注册管

理办法》中提到罕见病和治疗罕见病新药的问题，

并对罕见药物的研发采取了“新药申请可以实行快

速审批”的政策，但由于此后没有研究出台配套的

可操作性政策，对罕见病和罕见药物的管理始终没

有形成有效的系统运作方式，导致罕见病患者的用

药权益不能在国家政策和法律法规中得到明确有

效的保障。目前，由于缺少有效的罕见病及相关药

物的管理制度，医生、研发机构以及制药企业等各

方面对罕见病的认识较为局限，导致很多患者无法

被及时识别，被识别的患者也难以获取有效的药

物，得到及时救治。基于此，加快建立和完善我国

的罕见药物管理制度是满足公众用药、完善医疗服

务体系的内在需求。

2．2通过政府介入，扭转罕见药物“市场失灵”局

面

所谓市场失灵是指市场机制在某些场合下导

致的资源不适当配置，即导致无效率的一种状

况¨’。罕见药物市场就是市场失灵问题体现的比

较明显的领域，其市场失灵的主要表现为：在没有

政府参与的情况下，只依赖企业的自主决策，会出

现罕见药物供给不足的情况。

罕见药物市场存在市场失灵的原因来源于两
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个方面：第一，制药行业属于经济性行业，利润最大

化是其第一目标。制药企业无论是做研发决策还

是做生产决策之前，首要考虑的问题就是未来的市

场收益，在众多决策中选择具有最佳收益表现的方

案作为执行方案，如果一个决策方案是无利可图，

则不可能被企业采用；第二，由于罕见病的发病概

率低，罕见药物的市场容量小，预期收益也小，商业

价值有限，这就使得在没有政府干预的情况下，追

求利润最大化的制药商势必不愿投资于此类药物

的研发或生产。

因此，罕见药物市场如要形成有效的供给模

式，必须扭转市场失灵局面，扭转的主要方法就是

政府对该领域的高度参与，通过一定的补偿性优惠

措施，平衡社会利益与产业利益，调动社会药学资

源，保障公众用药需求。

2．3完善药学产品体系，在国际药品市场格局中

谋求战略地位

罕见药物市场前景广阔，但一度受重视程度不

高，这使得该市场的竞争力相对薄弱。目前有

6000～8000种已知的罕见病，只有200—300种病

有治疗的药物¨J。随着众多国家对罕见药物的重

视，一些侧重性扶持和优惠措施的不断建立，相对

于竞争激烈的普通药物市场，罕见药物市场越来越

有利可图，对于很多制药公司而言，也越来越有吸

引力。在这种市场演变背景下，如不及时建立我国

的罕见药物管理制度，极有可能影响相关的医药科

研单位和制药企业对罕见药物的关注，限制我国罕

见药物的发展。因此，建立我国罕见药物管理制度

是完善药学产品体系，在国际药品市场格局中谋求

战略地位的内在需求。

3建立我国罕见药物制度的策略立足点

3．1确立我国罕见药物管理的基准，明确“罕见”

的两层含义

世界不同国家和地区对罕见病的界定和划分

没有一个统一的标准。美国规定罕见病是指每年
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患病人数<20万人，或>20万人但药物研制和生

产无商业回报的疾病；日本规定，罕见病为每年患

病人数<5万人的疾病；澳大利亚则定义为指每年

患病人数<2000人的疾病；欧盟规定的罕见病是

指患病率<0．5％的疾病口】。

要建立我国的罕见药物的管理制度，首要要在

参照其他国家经验的基础上，明确“罕见”的具体

内涵，建立客观的、可操作的罕见药物的评价体系。

罕见药物之所以罕见，是由于企业决策过程中倡导

经济利益优先而导致的市场失灵。能够影响收益

的因素主要有两个方面，即：市场规模与利润空间。

因此，明确什么是罕见药物时也可以考虑从这两个

角度着手。第一，结合我国实际情况，确定罕见病

的发生率标准，这是很多推行了罕见药物制度国家

的通行做法；第二，把很多临床必需的廉价药也纳

入罕见药物管理。因为这类药物价格较低，虽然可

能临床需求人数并不少，但也有可能出现市场供应

不足的情况。比如白血病化疗的基本用药之一巯

嘌呤。此外，在这个层面，罕见病的管理可以与国

家基本药物的管理相融合，把其作为保障国家基本

药物的可及性措施。

3．2确立我国罕见药物管理的操作原则，保证制

度的动态性

罕见病和罕见药物是一个相对的概念，这是因

为疾病的发生概率和药品的消费能力受到经济发

展水平、用药传统、生活方式、文化习惯等众多因素

的影响。比如，在第二次世界大战之后的相当长一

段时间内，受制于经济发展水平的限制，人类发病

概率较高的疾病为传染病及营养不良性疾病，但是

今天，在很多国家，营养过剩后肥胖导致的心血管

疾病的治疗药物则是药品市场消费份额最大的品

种。某种疾病在一个时期是罕见病，但随着科学技

术的进步、社会的发展以及对疾病认识的深入、防

治水平的提高，可能就不再是罕见病。比如痛风。

因此，在设计我国罕见药物的管理制度时，必须牢
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固确立动态的理念，建立动态的筛选淘汰机制，这

样才能保证制度具有可操作性。

3．3确立我国罕见药物管理的效力层级，加快推

进罕见药物的立法

目前，罕见病及其治疗药物的管理在我国还没

有真正成为政府的工作议程。为了适应罕见药物

日益激烈的国际市场竞争形势，保障罕见药物的用

药需求，必须加快政府主导的罕见药物制度的建

立，明确管理体系。在构建的过程中，最基础的工

作之一应该是在基于现状调研的基础上，加快推进

罕见药物的立法。

通过法律的形式明确罕见药物的地位，能够加

大执行力度，促进制度推行。在1982年以前的10

年，FDA批准的罕见病药只有lO种，而在罕见病药

法通过后已有282种这类药物和生物制品被批准

和上市H】。在具体运作过程中，结合我国的实际情

况，可以先考虑先制定法规或部门规章制度，进行

试行摸索，待其逐步完善后再进入立法程序，上升

为法律。而在设计罕见药物的管理体系时，主要应

从管理机构、管理程序、管理方法等方面着手。

4结束语

随着药事管理实践的深入和理论的发展，管

理的内容越来越深入，越来越结合医药行业和患

者群体的实际需求，罕见药物制度就是这种趋势

的体现。建立我国的罕见药物管理制度是完善我

国医疗服务体系，保障患者用药权益的必然选择，

也是发展医药经济，谋求我国医药产业战略地位

的内在需求。
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