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罕见病即患病率极低、患者数量极少的疾病，各国

多将罕见病界定为患病率在5/10万～80/10万之间的疾

病[1]。全球已知的罕见病约有6 000余种，其中约72％由

基因缺陷导致，约 70％在儿童时期发病，且多数病情严

重、易危及生命、需长期治疗，患者疾病负担沉重 [1－2]。
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摘 要 目的：评估我国罕见病药品价格水平及可负担性情况，提出改善罕见病治疗药品可负担性的政策建议，以期为政府主管

部门的相关决策提供依据。方法：基于《第一批罕见病目录》和《罕见病诊疗指南（2019年版）》选择罕见病药品，采用中位价格比

值法（MPR）评估药品价格水平，用药品年治疗费用和城乡居民年均可支配收入的倍数评估药品可负担性以及价格管理政策对药

品价格和可负担性的影响。结果与结论：共纳入罕见病药品71种，其MPR中位数为0.83，其中原研药的MPR中位数为1.13、仿制

药的MPR中位数为0.37。71种罕见病药品年均费用相当于2020年我国城镇居民年均收入的0.001～178.43倍，农村居民年均收

入的0.003～456.57倍，分别有21和28种药品年均费用超过城镇和农村居民年均收入。对其中14种罕见病药品实施医保准入谈

判或集中带量采购后，相关药品的MPR中位数从1.71下降到0.46，费用超过城镇居民年收入的药品数由8种降为0种，农村居民

由10种降为5种。总体上，我国罕见病药品价格水平略低于国际参考价格，但原研药价格水平整体高于国际参考价格，部分药品

费用远超过居民支付能力。建议加强原研药价格管理，促进优质仿制药临床替代，建立健全高负担罕见病药品支付保障体系。
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Study on the Price and Affordability of Rare Disease Drugs in China
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ABSTRACT OBJECTIVE：To evaluate the price and affordability of rare disease drugs in China and provide the suggestions for

the improvement of rare disease drug affordability in order to provide reference for the relevant decision-making of government

departments. METHODS：According to the List of the First Batch of Rare Diseasesand Diagnosis and Treatment Guideline for Rare

Diseases（2019 edition），rare disease drugs were selected. The median price ratio（MPR）was used to evaluate the drug price level，

and the ratio of the annual drug costs to the annual disposable income of urban or rural residents was used to evaluate the

affordability，and the impact of price management policieson drug prices and affordability. RESULTS and CONCLUSIONS：A total

of 71 kinds of rare disease drugs were included，and the median MPR of them was 0.83；among them，the median MPR of the

original drugs was 1.13，and the median MPR of the generic drugs was 0.37. The annual cost of 71 rare disease drugs was

0.001-178.43 times the average annual income of urban residents，and 0.003-456.57 times the average annual income of rural

residents. There were 21 and 28 drugs whose annual cost exceeded the annual income of urban and rural residents.After the

implementation of national medical insurance negotiation or volume based procurement of 14 drugs，the median MPR of these

drugs decreased from 1.71 to 0.46. For urban residents，the number of unaffordable drugs had been reduced from 8 to 0；for rural

residents，it had been reduced from 10 to 5. In summary，the price level of orphan drugs in China was slightly lower than

international reference price，but the price level of original drugs was higher than the international reference price，and the cost of

some drugs far exceeded the residents’ability to pay. It is suggested that the government should strengthen the price management of

original drugs，promote the substitution of high-quality generic drugs for original drugs，and improve the payment system for

high-value rare disease drugs.
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尽管罕见病患病率极低，但我国人口基数庞大，据估算，

我国罕见病患者总数不低于 1 680万 [3]；仅我国发布的

《第一批罕见病目录》中的121种罕见病就涉及约300万

患者 [4]。可见，罕见病问题已成为不可忽视的社会问

题。我国罕见病患者长期以来面临无药可用、用不起药

的困境。2019年，我国罕见病患者综合社会调查第一阶

段结果显示，约 36.8％的罕见病患者未接受治疗，其中

医疗费用昂贵是主要原因[5]。基于此，本研究拟通过对

我国罕见病药品的价格水平和可负担性进行分析，提出

改善罕见病药品可负担性的政策建议，以期为政府主管

部门的相关决策提供依据。

1 资料与方法

1.1 资料来源

1.1.1 调查药品选择 以《第一批罕见病目录》及《罕见

病诊疗指南（2019年版）》中的 121种罕见病为对象，选

择同时满足以下条件的药品：①《罕见病诊疗指南（2019

年版）》推荐使用；②在我国已获批相应罕见病适应证；

③2019年底前在我国上市并已公开销售价格。

1.1.2 药品价格来源 药品价格数据来源于米内网各

省药品价格数据库及北京市药品阳光采购公众查询平

台。每种药品选择1个临床主流品规，分别取其原研药

和所有仿制药品种在各省份截至 2020年底中标价格的

中位数。

1.2 研究方法

1.2.1 价格水平评价 参照世界卫生组织/国际健康行

动组织（WHO/HAI）的基本药物可及性标准调查法（以

下简称“WHO/HAI 标准调查法”），用中位价格比值

（MPR）评价药品价格水平。计算公式为：MPR＝单位药

品中位价格/国际参考价格[6]。

国际参考价格主要采用澳大利亚药品福利计划

（PBS）的参考价格[7]。澳大利亚是药品价格管控程度较

高的国家，PBS 药品价格一般会定期调整并向社会公

开[8]。对于PBS目录尚未收录的罕见病药品，本研究则

使用美国、英国、法国、日本、加拿大等的中位价格作为

国际参考价格。优先选择同通用名、同剂型、同规格的

药品；规格不同时按差比价规则换算后比较[9]，计算公式

为：b药规格价格＝a药规格价格×1.7log2（b 药含量/a 药含量）。各

国/地区价格使用汇率转换进行比较，汇率选取国家外汇

管理局公布的2020年平均汇率。

1.2.2 可负担性评价 WHO/HAI标准调查法将药品可

负担性定义为：使用该药品标准剂量治疗某一疾病1个

治疗期内所花费的药品总费用相当于政府部门中非技

术人员最低日薪标准的倍数[6]。由于绝大多数罕见病治

疗疗程和用药周期较长，因此本研究参考信枭雄等[10]、

周盛明等[11]的做法，以居民年收入代替日薪进行计算，

即通过使用某一药品的年治疗费用相当于我国城镇或

农村居民年均可支配收入的倍数来衡量可负担性，并设

定该倍数≤1时代表该药品可负担。计算公式为：可负

担性＝限定日剂量×单位剂量价格×治疗期/居民年均可支

配收入。其中，限定日剂量参照WHO推荐剂量和《罕见

病诊疗指南（2019年版）》确定；对于剂量随患者体质量调

整的药品，包括阿加糖酶β、伊米苷酶、阿糖苷酶α、依洛硫

酸酯酶α和血友病药品，剂量以平均体质量50 kg计算，药

品治疗期以365天计算；此外，特发性低促性腺激素性性

腺功能减退症治疗用药绒促性素、尿促性素和戈那瑞林

不需长期使用，按WHO/HAI标准调查法中慢性疾病治疗

期30天的规定计算，重症先天性粒细胞缺乏症治疗用药

重组人粒细胞刺激因子按急性疾病治疗期 7天的规定

计算。

1.2.3 价格管理政策对药品价格和可负担性影响的评

价 近年来，我国药品价格监管部门采取医保准入谈

判、集中采购等措施对一些常用药品、高值药品和重大

疾病治疗药品的价格进行调控，以降低药品价格[12－13]。

故本研究借助“1.2.2”项下方法分析这些政策涉及的罕

见病药品在政策实施前后的价格和可负担性变化情况，

以探讨相关价格管理政策对药品可及性的影响。

1.2.4 统计学方法 采用 SPSS 24.0软件，对药品的

MPR值及可负担性数据的区间范围等基本情况进行一

般描述性统计，采用 t检验比较不同类别药品间的MPR

值和可负担性是否存在显著差异，采用 χ 2检验比较不同

类别药品的医保纳入情况是否存在显著差异。P＜0.05

为差异有统计学意义。

2 结果

2.1 罕见病药品筛选结果

按照“1.1.1”项下标准，共纳入 71种药品（以通用名

计），涉及罕见病 26种，如表 1所示。其中，28种药品在

我国仅有原研药上市，23种仅有仿制药上市，20种两者

兼有，共计 48种原研药品和 43种仿制药品。依达拉奉

氯化钠、波生坦、马昔腾坦、利奥西呱、司来帕格、尼达尼

布、重组人干扰素β-1b、特立氟胺、芬戈莫德、麦格司他

和依维莫司等11种药品均被纳入《国家医保药品谈判目

录》，瑞舒伐他汀、辛伐他汀、阿托伐他汀、匹伐他汀、西

地那非和安立生坦等6种药品为国家组织药品集中采购

品种。

2.2 药品价格水平

将我国药品价格与国际参考价格进行比较可得纳
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入药品的MPR，结果如表 2所示。经计算，纳入的 71种

药品的MPR中位数为0.83，体现我国样本罕见病药品价

格低于国际参考水平。对兼有原研药和仿制药的药品

以较低价格计算，则 71种药品中有 46种药品的MPR＜

1，占64.8％，最低为0.03[肝豆状核变性治疗用药二巯丁

二酸（仿制药）]；25种药品的MPR＞1，占35.2％，最高为

8.16[帕金森病（青年型、早发型）治疗用药罗匹尼罗（仿

制药）]。

从药品类型看，48个原研药的MPR中位数为1.13，

区间范围为 0.13～4.00，进行 t 检验得数值分布大于 1

（P＝0.01），表明原研药整体价格水平显著高于国际参

考价格，其中27个药品的MPR＞1，占56.3％；43个仿制

药的MPR中位数为 0.37，区间范围为 0.03～8.16，进行 t

检验得数值分布小于 1（P＝0.001），表明仿制药整体价

格水平显著低于国际参考价格，其中 12 个药品的

MPR＞1，占 27.9％。20种兼有原研药和仿制药的药品

中，原研药价格均高于仿制药，平均为仿制药的 6.2倍，

MPR中位数达 1.55；其余 28个独家原研药的MPR中位

数为0.98。

2.3 药品可负担性

根据国家统计局数据显示，2020年我国居民人均可

支配收入为32 189元，城镇和农村居民年均可支配收入

分别为 43 834元和 17 131元 [14]。按照“1.2.2”项下方法

计算71种药品的可负担性，结果如表2所示。对兼有原

研药和仿制药的品种以较低价格计算，各药品年均费用

相当于 2020年我国城镇居民年均收入的 0.001～178.43

倍[95％置信区间（CI）（1.16，13.24）]，相当于农村居民年

均收入的 0.003～456.57倍[95％CI（2.96，33.87）]；对于

城镇和农村居民分别有21种和28种药品难以负担。需

长期使用的药品中，费用最低的为纯合子家族性高胆固

醇血症治疗用药瑞舒伐他汀、辛伐他汀、阿托伐他汀仿

1

2

3

4

5

6

7

8

9

10

11

12

13

14

15

16

17

18

19

20

21

22

21-羟化酶缺乏症
肌萎缩侧索硬化

心脏离子通道病

原发性肉碱缺乏症
先天性肌无力综合征
法布雷病
戈谢病
糖原累积病（Ⅰ型、Ⅱ型）

血友病

肝豆状核变性

遗传性血管性水肿

纯合子家族性高胆固醇血症

高苯丙氨酸血症
特发性低促性腺激素性性腺功能减退症

特发性肺动脉高压

特发性肺纤维化

进行性家族性肝内胆汁淤积症
黏多糖贮积症
多发性硬化

新生儿糖尿病

尼曼匹克病
帕金森病（青年型、早发型）

氢化可的松
利鲁唑
依达拉奉氯化钠
普萘洛尔
维拉帕米
左卡尼汀
溴吡斯的明
阿加糖酶β

伊米苷酶
阿糖苷酶α

重组人凝血因子Ⅷ
重组人凝血因子Ⅸ
人凝血因子Ⅷ
人凝血酶原复合物
艾美赛珠单抗
青霉胺
硫酸锌
二巯丁二酸
达那唑
氨甲环酸
依折麦布
瑞舒伐他汀
辛伐他汀
阿托伐他汀
洛伐他汀
氟伐他汀
普伐他汀
匹伐他汀
苯扎贝特
非诺贝特
依洛尤单抗
沙丙蝶呤
绒促性素
重组人绒促性素
尿促性素
高纯度尿促性素
戈那瑞林
西地那非
波生坦
安立生坦
曲前列尼尔
马昔腾坦
利奥西呱
司来帕格
尼达尼布
吡非尼酮
熊去氧胆酸
依洛硫酸酯酶α

巴氯芬
重组人干扰素β-1b

特立氟胺
芬戈莫德
胰岛素
格列本脲
麦格司他
恩他卡朋双多巴
普拉克索
罗匹尼罗

片剂
片剂
注射剂
片剂
片剂
口服溶液
片剂
注射剂
注射剂
注射剂
注射剂
注射剂
注射剂
注射剂
注射剂
片剂
片剂
胶囊剂
胶囊剂
片剂
片剂
片剂
片剂
片剂
胶囊剂
胶囊剂
片剂
片剂
片剂
胶囊剂
注射剂
片剂
注射剂
注射剂
注射剂
注射剂
注射剂
片剂
片剂
片剂
注射剂
片剂
片剂
片剂
胶囊剂
胶囊剂
片剂/胶囊剂
注射剂
片剂
注射剂
片剂
胶囊剂
注射剂
片剂
胶囊剂
片剂
片剂
片剂

仿制
原研、仿制
仿制
仿制
仿制
原研、仿制
仿制
原研
原研
原研
原研、仿制
原研
仿制
仿制
原研
仿制
仿制
仿制
仿制
原研、仿制
原研
原研、仿制
原研、仿制
原研、仿制
仿制
原研、仿制
原研、仿制
原研、仿制
仿制
原研、仿制
原研
原研
仿制
原研
仿制
原研
仿制
原研、仿制
原研
原研、仿制
原研
原研
原研
原研
原研
仿制
原研、仿制
原研
原研、仿制
原研
原研
原研
原研、仿制
仿制
原研
原研
原研、仿制
仿制

序号 罕见病名称 药品名称 剂型 类型

表1 26种罕见病及相应71种药品

Tab 1 26 rare diseases and related 71 rare disease drugs

22

23

24

25

26

帕金森病（青年型、早发型）

原发性联合免疫缺陷
重症先天性粒细胞缺乏症

脊髓性肌萎缩症
结节性硬化症

左旋多巴/卡比多巴
金刚烷胺
司来吉兰
雷沙吉兰
罗替高汀
苯海索
吡贝地尔
多巴丝肼
静注人免疫球蛋白（pH4）

重组人粒细胞刺激因子
聚乙二醇化重组人粒细胞刺激因子
诺西那生
依维莫司

片剂
片剂
片剂
片剂
贴膏剂
片剂
片剂
片剂/胶囊剂
注射剂
注射剂
注射剂
注射剂
片剂

原研
仿制
原研、仿制
原研
原研
仿制
原研
原研、仿制
仿制
原研、仿制
仿制
原研
原研

序号 罕见病名称 药品名称 剂型 类型

续表1

Continued tab 1
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1

2

3

4

5

6

7

8

9

10

11

12

13

14

15

16

17

18

19

20

21

22

23

24

25

26

27

28

29

30

31

32

33

34

35

36

37

38

39

40

41

氢化可的松
利鲁唑＊

依达拉奉氯化钠
普萘洛尔
维拉帕米
左卡尼汀

溴吡斯的明＊

阿加糖酶β＊

伊米苷酶＊

阿糖苷酶α＊

重组人凝血因子
Ⅷ＊

重组人凝血因子
Ⅸ＊

人凝血因子Ⅷ＊

人凝血酶原复合
物＊

艾美赛珠单抗＊

青霉胺
硫酸锌
二巯丁二酸
达那唑
氨甲环酸

依折麦布
瑞舒伐他汀

辛伐他汀

阿托伐他汀

洛伐他汀
氟伐他汀

普伐他汀

匹伐他汀

苯扎贝特
非诺贝特

依洛尤单抗
沙丙蝶呤＊

绒促性素
重组人绒促性素
尿促性素
高纯度尿促性素
戈那瑞林
西地那非

波生坦＊

安立生坦＊

曲前列尼尔＊

20 mg

50 mg

30 mg

10 mg

40 mg

1 g

60 mg

35 mg

400 IU

50 mg

250 IU

250 IU

200 IU

300 IU

30 mg

125 mg

100 mg

250 mg

100 mg

500 mg

250 mg

10 mg

10 mg

20 mg

10 mg

20 mg

40 mg

20 mg

2 mg

200 mg

200 mg

140 mg

100 mg

2 000 IU

250 μg

75 IU

75 IU

100 μg

20 mg

25 mg

125 mg

5 mg

20 mg

仿制
原研
仿制
仿制
仿制
仿制
原研
仿制
仿制
原研
原研
原研
原研
仿制
原研

仿制
仿制

原研
仿制
仿制
仿制
仿制
原研
仿制
原研
原研
仿制
原研
仿制
原研
仿制
仿制
原研
仿制
原研
仿制
原研
仿制
仿制
原研
仿制
原研
原研
仿制
原研
仿制
原研
仿制
原研
仿制
原研
原研
仿制
原研

0.72

68.99

25.00

113.60

0.28

0.28

31.52

9.10

0.71

39 900.00

20 700.00

5 306.30

1 038.18

1 016.32

2 063.54

393.75

318.33

8 100.00

0.79

0.40

3.70

1.11

2.02

0.79

7.06

5.54

0.24

2.24

0.14

3.59

0.19

0.98

3.42

2.86

7.18

4.16

7.35

0.65

0.85

3.59

2.33

1 298.00

289.38

12.75

194.26

20.39

259.67

34.90

46.64

2.08

53.00

66.00

21.45

9 825.00

2.59#

17.72#

17.72#

90.74Δ

0.7#

0.8#

43.86Δ

43.86Δ

1.9#

41 868.22Δ

13 537.52Δ

6 363.77Δ

1 412.23Δ

1 412.23Δ

1 343.32Δ

1 075.5#

1 371.32#

21 542.27Δ

2.36#

1.09Δ

108.26Δ

2.41#

1.96#

1.96#

4.91#

2.79#

2.79#

2.17#

2.17#

2.15#

2.15#

0.81Δ

2.24Δ

1.78Δ

2.3#

2.3#

4.32Δ

2.38Δ

0.73Δ

5.05#

5.05#

1 179.79#

134.37#

67.43#

279.02#

69.66Δ

1 261.89#

452.02Δ

13.46#

13.46#

88.35#

390.4#

390.4#

7 577.23Δ

0.28

3.89

1.41

1.25

0.40

0.35

0.72

0.21

0.37

0.95

1.53

0.83

0.74

0.72

1.54

0.37

0.23

0.38

0.33

0.37

0.03

0.46

1.03

0.40

1.44

1.99

0.09

1.03

0.06

1.67

0.09

1.21

1.53

1.60

3.13

1.81

1.70

0.27

1.16

0.71

0.46

1.10

2.15

0.19

0.70

0.29

0.21

0.08

3.47

0.15

0.60

0.17

0.05

1.30

0.01

1.15

0.42

1.89

0.04

0.01

1.31

0.38

0.06

33.90

92.34

63.12

4.94

4.84

9.82

2.34

1.26

33.72

0.05

＜0.01

0.18

0.02

0.07

0.05

0.06

0.05

＜0.01

0.04

＜0.01

0.06

＜0.01

0.02

0.04

0.04

0.09

0.05

0.06

0.01

0.02

0.03

0.02

0.77

6.02

＜0.01

0.13

＜0.01

0.05

0.04

1.17

0.04

0.88

0.82

0.27

0.37

0.02

2.94

1.07

4.84

0.10

0.04

3.36

0.97

0.15

86.75

236.27

161.51

12.64

12.37

25.12

5.99

3.23

86.29

0.13

0.01

0.47

0.05

0.17

0.13

0.15

0.12

0.01

0.10

0.01

0.15

0.01

0.05

0.11

0.09

0.23

0.13

0.16

0.01

0.05

0.08

0.05

1.98

15.41

＜0.01

0.34

0.01

0.12

0.10

2.98

0.11

2.26

2.11

0.69

0.94

＜0.01

0.34

0.12

0.57

0.01

＜0.01

0.39

0.11

0.02

33.90

92.34

63.12

1.48

1.45

2.95

0.70

0.38

33.72

0.02

＜0.01

0.06

0.01

0.02

0.02

0.02

0.01

＜0.01

0.01

＜0.01

0.02

＜0.01

0.01

0.01

0.01

0.03

0.02

0.02

＜0.01

0.01

0.01

0.01

0.77

6.02

＜0.01

0.13

＜0.01

0.01

0.01

1.17

0.04

0.26

0.25

0.08

0.37

＜0.01

0.88

0.32

1.45

0.03

0.01

1.01

0.29

0.05

86.75

236.27

161.51

3.79

3.71

7.54

1.80

0.97

86.29

0.04

＜0.01

0.14

0.01

0.05

0.04

0.05

0.04

＜0.01

0.03

＜0.01

0.05

＜0.01

0.01

0.03

0.03

0.07

0.04

0.05

＜0.01

0.02

0.02

0.01

1.98

15.41

＜0.01

0.34

＜0.01

0.04

0.03

2.98

0.11

0.68

0.63

0.21

0.94

序号 药品名称
药品
规格

类型
我国单位
价格/元

国际参考
价格/元

MPR
可负担性（自费）

城镇 农村
可负担性（医保）

城镇 农村 42

43

44

45

46

47

48

49

50

51

52

53

54

55

56

57

58

59

60

61

62

63

64

65

66

67

68

69

70

71

马昔腾坦＊

利奥西呱＊

司来帕格＊

尼达尼布＊

吡非尼酮＊

熊去氧胆酸

依洛硫酸酯酶α＊

巴氯芬

重组人干扰素
β-1Δ＊

特立氟胺＊

芬戈莫德＊

胰岛素

格列本脲

麦格司他＊

恩他卡朋双多巴

普拉克索

罗匹尼罗

左旋多巴/卡比
多巴

金刚烷胺

司来吉兰

雷沙吉兰

罗替高汀

苯海索

吡贝地尔

多巴丝肼

静注人免疫球蛋
白（pH4）

重组人粒细胞刺
激因子

聚乙二醇化重组
人粒细胞刺激因
子

诺西那生＊

依维莫司

10 mg

1 mg

0.2 mg

150 mg

100 mg

250 mg

5 mg

10 mg

0.3 mg

14 mg

0.5 mg

300 IU

2.5 mg

100 mg

左旋多巴
100 mg/卡
比多巴 25
mg/恩他卡
朋200 mg

0.25 mg

0.5 mg

200 mg/
50 mg

100 mg

5 mg

1 mg

9 mg

2 mg

50 mg

左旋多巴
200 mg/苄
丝肼50 mg

2.5 g

150 μg

3 mg

12 mg

5 mg

原研

原研

原研

原研

仿制

原研

仿制

原研

原研

仿制

原研

原研

原研

原研

仿制

仿制

原研

原研

原研

仿制

仿制

原研

仿制

原研

仿制

原研

原研

仿制

原研

原研

仿制

仿制

原研

仿制
仿制

原研

原研

138.00

24.60

55.00

359.25

13.69

8.47

8.10

7 500.00

2.68

1.63

590.00

282.00

375.00

49.48

41.29

0.10

128.00

7.96

5.69

4.98

8.17

1.70

0.20

3.35

2.82

42.14

38.29

0.27

2.44

2.03

1.70

600.00

330.21

70.00

1 700.00

699 700.00

130.00

433.78#

194.76#

330.17Δ

271.01#

54.54#

5.39#

5.39#

8 550.99Δ

1.05#

1.05#

320.74#

121.94#

380.17#

169.05#

169.05#

0.78#

625.47Δ

8.11#

1.42#

1.42#

1.00

3.23#

1.86#

2.57#

2.57#

13.75#

15.92#

0.44#

2.12Δ

2.08#

2.08#

535.75#

147.44#

147.44#

5 595.59#

523 842#

143.89#

0.32

0.13

0.17

1.33

0.25

1.57

1.50

0.88

2.56

1.56

1.84

2.31

0.99

0.29

0.24

0.13

0.20

0.98

4.00

3.50

8.16

0.53

0.11

1.30

1.10

3.06

2.41

0.61

1.15

0.97

0.82

1.12

2.24

0.47

0.30

1.34

0.90

1.15

0.92

4.12

5.98

2.05

0.21

0.20

178.43

0.11

0.07

2.05

2.35

3.12

0.05

0.05

0.01

3.20

0.30

0.47

0.41

0.82

0.04

＜0.01

0.03

0.02

0.35

0.21

0.01

0.08

0.05

0.04

1.00

0.12

0.03

0.03

48.55

2.16

2.94

2.36

10.55

15.31

5.25

0.54

0.52

456.57

0.29

0.17

5.24

6.01

7.99

0.14

0.12

0.02

8.18

0.76

1.21

1.06

2.09

0.11

0.01

0.07

0.06

0.90

0.54

0.03

0.21

0.13

0.11

2.56

0.31

0.07

0.08

124.23

5.54

0.34

0.28

1.24

1.79

0.62

0.06

0.06

178.43

0.03

0.02

2.05

0.70

0.94

0.02

0.01

＜0.01

0.96

0.09

0.14

0.12

0.24

0.01

＜0.01

0.01

0.01

0.11

0.21

＜0.01

0.02

0.02

0.01

0.30

0.04

0.01

0.01

48.55

0.65

0.88

0.71

3.16

4.59

1.57

0.16

0.16

456.57

0.09

0.05

5.24

1.80

2.40

0.04

0.04

0.01

2.45

0.23

0.36

0.32

0.63

0.03

＜0.01

0.02

0.02

0.27

0.54

0.01

0.06

0.04

0.03

0.77

0.09

0.02

0.02

124.23

1.66

序号 药品名称
药品
规格

类型
我国单位
价格/元

国际参考
价格/元

MPR
可负担性（自费）

城镇 农村
可负担性（医保）

城镇 农村

表2 71种罕见病药品MPR与可负担性评价结果

Tab 2 Evaluation results of MPR and affordability of

71 rare disease drugs

续表2

Continued tab 2

注：＊表示仅用于治疗罕见病的药品。#表示该药品国际参考价格

取自澳大利亚PBS，Δ表示取自美国、英国、法国、日本、加拿大等的中位

价格

Note：＊ indicates drugs for rare disease only. # indicates that the inter-

national reference price comes from PBS，and Δ indicates that the interna-

tional reference price is the median price of America，England，France，

Japan，Canada
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制药，最高的为黏多糖贮积症治疗用药依洛硫酸酯酶

α。有 58种药品被纳入我国《基本医疗保险药品目录

（2020年）》，占 81.7％；按平均报销比例 70％计算，不考

虑起付线和封顶线，则医保报销后城镇和农村居民可负

担的药品各增加9种和8种，分别有12种和20种药品依

然难以负担。

由于有些罕见病药品也能够用于治疗常见病，拥有

庞大的患者群体，价格往往相对低廉，故本研究将71种

药品依据适应证特征划分为2类，即46种可用于常见病

的药品和 25种仅用于罕见病的药品（如表 2所示）。以

自费费用计算，46种可用于常见病的药品中，对于城镇

和农村居民分别有44种和40种可负担；参照《关于改进

低价药品价格管理有关问题的通知》中“低价药品日均

费用标准为化学药不超过 3元”的标准[15]，有 16种药品

属于低价药品。25种仅用于罕见病的药品中，对于城镇

和农村居民分别仅有6种和3种可负担，无低价药品，最

昂贵的依洛硫酸酯酶α、伊米苷酶、阿糖苷酶α、诺西那

生、阿加糖酶β和艾美赛珠单抗等6种药品费用均达城镇

居民年收入的 30倍、农村居民年收入的 80倍以上。对

两类药品的可负担性水平进行 t检验比较，结果显示仅

用于罕见病的药品可负担性显著更差（P＝0.022）。可

用于常见病的药品中，医保甲类、乙类和非医保药品分

别有 14种（30.4％）、28种（60.9％）和 4种（8.7％）；仅用

于罕见病的药品中，分别有 2种（8.0％）、14种（56.0％）

和9种（36.0％）；χ 2检验结果显示，前类药品的医保覆盖

情况显著更优（P＝0.004），也体现了医保倾向于适用人

群广泛的药品这一特征。

用散点图分析所有药品的MPR、可负担性及医保覆

盖情况，以医保报销前费用与2020年全国居民人均可支

配收入32 189元的比值来衡量某一药品的可负担性，详

见图 1。由图 1可见，多数仿制药的MPR＜1，即价格低

于国际价格水平，且费用较低；多数原研药价格高于国

际水平或费用较高。同时，医保覆盖范围以费用较低的

药品为主，本研究费用最低的 20种药品全部被纳入医

保，而费用最高的6种药品均未被纳入。

2.4 价格管理政策对药品价格和可负担性的影响

国家医保药品谈判和国家组织药品集中采购涉及

的17种罕见病药品中，司来帕格在谈判前未上市销售，

尼达尼布和芬戈莫德在谈判后价格尚未公开，故不纳入

计算；其余14种药品价格在政策实施后均有不同程度的

下降（如表 3所示），MPR 中位数从 1.71下降到 0.46，

MPR＞1的药品由 9种降为 3种，总体MPR值与谈判或

集中采购实施前相比显著降低（P＜0.001）；按照医保报

销后费用计算，对于城镇居民难以负担的药品由8种降

为0种，对于农村居民则由10种降为5种，总体可负担性

与谈判或集采前相比显著改善（P＜0.001）。

表3 价格管理政策实施前后14种罕见病药品MPR和

可负担性情况

Tab 3 MPR and affordability of 14 rare disease drugs

before and after the implementation of price

management policy

药品名称

依达拉奉氯化钠
瑞舒伐他汀

辛伐他汀

阿托伐他汀

匹伐他汀

西地那非

波生坦
安立生坦

马昔腾坦
利奥西呱
重组人干扰素β-1b

特立氟胺
麦格司他
依维莫司

类型

仿制
原研
仿制
原研
仿制
原研
仿制
原研
仿制
原研

仿制

原研
原研
仿制
原研
原研
原研
原研
原研
原研

价格降幅，
％

39.9

21.6

94.7

24.1

88.7

42.1

94.4

0.

90.7

0.

95.3

24.3

44.7

73.0

86.2

60.0

28.9

33.0

10.4

47.5

MPR

实施前
2.08

2.54

1.61

1.36

0.57

2.88

1.57

1.70

2.94

3.47

3.29

0.79

0.31

0.20

2.30

0.32

2.59

3.45

0.23

1.72

实施后
1.25

1.99

0.09

1.03

0.06

1.67

0.09

1.70

0.27

3.47

0.15

0.60

0.17

0.05

0.32

0.13

1.84

2.31

0.20

0.90

可负担性（城镇）

实施前
3.15

0.02

0.01

0.01

0.01

0.03

0.02

0.02

0.02

1.17

0.89

1.17

1.49

0.99

8.32

2.30

2.88

3.51

3.57

4.12

实施后
0.57

0.01

＜0.01

0.01

＜0.01

0.02

＜0.01

0.02

＜0.01

1.17

0.04

0.26

0.82

0.27

0.34

0.28

0.61

0.70

0.96

0.65

可负担性（农村）

实施前
8.05

0.05

0.03

0.04

0.02

0.08

0.04

0.05

0.04

2.98

2.27

2.98

3.81

2.54

21.29

5.89

7.37

8.97

9.13

10.55

实施后
1.45

0.04

＜0.01

0.03

＜0.01

0.05

＜0.01

0.05

＜0.01

2.98

0.11

0.68

2.11

0.69

0.88

0.71

1.57

1.80

2.45

1.66

3 讨论

3.1 进口原研药总体价格水平偏高

本次纳入研究的71种罕见病药品的MPR中位数为

0.83，有46种药品的MPR＜1，体现了我国罕见病药品价

格略低于国际参考价格水平。但是，原研药和仿制药价

图1 71种罕见病药品MPR、可负担性及医保覆盖情况

散点图

Fig 1 Scatterplot of MPR，affordability and medical

insurance coverage of 71 rare disease drugs
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格差异较大，两类药品的 MPR 中位数分别为 1.13和

0.37，进口原研药的总体价格水平显著高于仿制药，也高

于国际参考水平，部分原研药境内外价格差异明显，例

如普拉克索、利鲁唑的原研药价格均达国际参考价格的

4倍左右。常峰等[16]、荣雪菁等[17]的研究将我国专利药、

原研药价格与国外进行了比较，也得出了相似的结论。

主要原因可能有：一是我国药品价格形成机制尚不完

善，对新上市专利药的定价缺乏有效的干预机制，在药

品招标采购中也通常将原研药单独分组或置于较高组

别谈判议价，无法实现充分竞争进而降价的目标[18]。二

是由于长期以来我国仿制药与原研药相比存在质量和

疗效差距，难以实现对原研药的临床替代，医师和患者

对原研药的品牌黏性高，原研药可以依靠其质量优势和

品牌优势维持较高的溢价[19]。在国际上，原研药专利到

期后通常会在仿制药竞争压力下降低价格，但本研究涉

及的20个存在仿制药竞品的品种中，原研药价格依然维

持在较高水平，反映出我国仿制药并未对原研药造成竞

争压力。然而，随着近年来药监部门对仿制药质量和疗

效一致性评价的大力推进，本土仿制药质量的提升为药

品价格形成机制改革创造了条件。例如，国家药品集中

采购将原研药和通过一致性评价的仿制药置于同一竞

价组竞争，使中选原研药价格大幅下降[13]。未中选原研

药也受配套政策和市场竞争的影响下调了价格[20]，例如

英国GSK公司原研的肺动脉高压治疗用药安立生坦片

（5 mg）尽管未中选集中采购，但米内网数据显示，其价

格从集中采购前的 119.3元/片（5 mg）下降到集中采购

后的66元/片（5 mg），降幅达44.7％。

基于此，笔者建议我国可积极完善原研药价格管理

机制，在新药准入中引入国际参考价格作为依据，发挥

医保谈判、集中采购等手段的效用，对于疗效确切、医保

基金能够负担的专利药，可经专家评审后纳入医保谈判

范围；对用于治疗诊断能力成熟、患者信息丰富的病种

的高值专利药品，可探索汇聚一定量的患者用药需求，

开展“以量换价”带量议价采购以降低药品价格。同时，

应积极鼓励优质仿制药的上市和使用，对临床需求确

切、竞争不充分的品种，可采取列入鼓励仿制药目录、给

予优先审评审批、给予仿制药质量提升资金支持等举

措，提高仿制药的竞争力，通过竞争性带量采购促进优

质仿制药的临床替代，推动药品价格重心下降。

3.2 部分负担较高的罕见病药品缺少支付保障机制

本研究纳入的 71种罕见病药品中，超过 80％的药

品已被纳入了医保支付范围，大多数药品经医保报销后

的费用支出已在我国城镇和农村乡居民可承担范围之

内。但是，少数价格极为高昂的药品仍缺少有效的保障

机制，例如最昂贵的 6种药品的年费用均达 140万元以

上，超过2020年全国居民人均可支配收入的40倍，且均

未纳入医保，这给患者造成极沉重的经济负担，严重阻

碍了患者的用药可及性。周盛明等[11]对本研究涉及病

种中的血友病等 16种疾病的治疗药品可负担性情况进

行了评价，得出了相似的研究结果，并发现在没有医保

支付的情况下，仅这16种疾病就可能导致全国超过268

万人口陷入贫困。尽管近年来我国医保制度不断完善，

新药纳入医保速度加快，但在基本医保“保基本”的功能

定位下，被纳入医保支付范围的罕见病药品多为适应证

较多、适用人群较广的药品[21]。相比之下，仅用于治疗

罕见病的药品由于患者人数极少，企业的研发和生产成

本无法通过规模效应分摊，因此整体价格更高，加之医

保覆盖不足，导致患者负担极为沉重。例如，ⅣA型黏

多糖贮积症由先天性溶酶体酶缺陷造成的黏多糖在器

官和组织内累积引起，通常在患者幼儿期发病，可造成

骨骼畸形、心脏病变等，我国患者人数不足 1万[22]，相应

治疗用药依洛硫酸酯酶α注射液定价为 7 500元/支（5

mL ∶ 5 mg），1名体质量10 kg的患儿如足量用药，年费用

高达 156万元，远远超出一般居民家庭的负担能力。该

类药品多数具有用量小、价格高、临床必需、不可替代的

特点，且多为拥有专利保护的独家产品，是真正意义上

的罕见病药品，亟需建立针对性的费用保障机制，以保

证患者用药可及。

对此，国内一些经济发达地区已开展了先行先试，

例如浙江省建立了罕见病专项保障基金，苏州、深圳、成

都等地引入政策性商业保险，青岛市对罕见病特药实施

“医疗救助+慈善援助”支付方式等[23－24]。可借鉴上述省

市的先进经验，以基本医保为基础，发挥大病医保、商业

保险、专项基金、财政补助、医疗救助、社会援助等渠道

对高值罕见病药品支付的补位作用，在国家层面建立多

方共担的多层次保障体系，合理确定各方费用分担比例

并加强衔接，建立持续有效的运行机制，以提高罕见病

患者治疗的可负担性。

4 结语

罕见病问题不仅是医药卫生领域亟待解决的重大

课题，更是导致因病致贫、因病返贫的社会问题[22]。近

年来，我国政府高度重视罕见病患者保障工作，在罕见

病政策上取得了多项成就，如罕见病药品上市审评审批

速度明显加快、医保药品目录向罕见病用药倾斜等[25]，

但仍存在本研究发现的部分原研药价格不合理、部分高

值药品缺少支付保障等问题。建议重点聚焦以上问题，

进一步完善药品价格监管机制，充分发挥集中采购、医

保谈判等手段对药品价格的调控作用，加强国际参考价
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格在药品价格管理中的应用，促使更多药品价格回归合

理区间；针对高值罕见病药品，探索建立政府主导、多方

共担的多层次支付保障体系，最终切实减轻药费负担，

提高罕见病患者治疗的可负担性。

参考文献
[ 1 ] WAKAP S N，LAMBERT D M，OLRY A，et al. Estima-

ting cumulative point prevalence of rare diseases：analysis

of the Orphanet database[J]. Eur J Hum Genet，2020，28

（2）：165-173.

[ 2 ] 丁若溪，张蕾，赵艺皓，等.罕见病流行现状：一个极弱势

人口的健康危机[J].人口与发展，2018，24（1）：72-84.

[ 3 ] 马端，李定国，张学，等.中国罕见病防治的机遇与挑

战[J].中国循证儿科杂志，2011，6（2）：81-82.

[ 4 ] 邵文斌，李杨阳，王菲，等.中国罕见病药品可及性现状及

解决建议[J].中国食品药品监管，2019，1（2）：8-15.

[ 5 ] 中国罕见病联盟. 2019中国罕见病患者综合社会调查第

一阶段报告[R].北京：中国罕见病联盟，2019.10.25.

[ 6 ] World Health Organization. Measuring medicine prices，

availability，affordability and price components[R].

Geneva：World Health Organization，2008.3.

[ 7 ] 李萍，王迪飞，吕景睿，等.标准化药品价格调查法及其在

我国应用的思考[J].医学与社会，2010，23（3）：33-35.

[ 8 ] 赵绯丽，吴晶，吴久鸿.澳大利亚药物福利计划可持续措

施：基于2015年新一轮改革方案[J].中国医疗保险，2016

（4）：67-70.

[ 9 ] 国家发展和改革委员会.国家发展改革委关于印发《药品

差比价规则》的通知[Z].2011-11-17.

[10] 信枭雄，管晓东，史录文.基于 5种罕见病可负担性评价

的我国罕见病保障机制研究[J].中国药房，2014，25（5）：

404-407.

[11] 周盛明，李嘉瑶，周静，等.中国罕见病用药可负担性评

价[J].中国药业，2021，30（1）：9-15.

[12] 李凯悦，刘辉，蒋倩.历年国家医保谈判药品概况与分析：

抗肿瘤药品专题 [J/OL]. 肿瘤药学：1-7[2021-03-25].

http：//kns.cnki.net/kcms/detail/43.1507.R.20210305.0935.

002.html.

[13] 王成.分析国家药品集中采购和使用试点政策对我国仿

制药企业的影响[J].中国医药工业杂志，2019，50（12）：

1519-1523.

[14] 国家统计局.中华人民共和国2020年国民经济和社会发

展统计公报 [EB/OL].（2021-02-28）[2021-3-15]. http：//

www.stats.gov.cn/ztjc/zthd/lhfw/2021/lh_hgjj/202103/t2021-

0301_1814216.html.

[15] 国家发展和改革委员会.国家发展改革委关于改进低价

药品价格管理有关问题的通知[Z].2014-04-26.

[16] 常峰，孙洁.我国进口专利药和原研药价格水平比较研

究[J].价格理论与实践，2014（6）：51-53.

[17] 荣雪菁，孙强.我国相关省份原研药及仿制药价格比

较[J].中国卫生经济，2018，37（11）：33-36.

[18] 丁锦希，董锐，李伟，等.我国药品集中采购制度“竞价分

组”政策的评价与思考：基于2016年各省集中采购方案

的统计分析[J].中国卫生政策研究，2016，9（9）：52-59.

[19] 谢沐风.如何科学、客观地评价口服固体制剂内在品质：

纵论我国固体制剂仿制药质量[J].药品评价，2010，7

（14）：19-23.

[20] 谭清立，高江源，林岱衡.药品集中带量采购政策与我国

医保支付制度的协同作用探讨[J].中国药房，2021，32

（2）：146-151.

[21] 国家医疗保障局.基本医疗保险用药管理暂行办法[EB/

OL].（2020-07-31）[2020-12-20]. http：//www.nhsa.gov.cn/

art/2020/7/31/art_37_3387.html

[22] 黄如方，邵文斌.中国罕见病药物可及性报告[R].北京：

罕见病发展中心，2019.2.28.

[23] 黄如方，邵文斌.中国罕见病医疗保障城市报告2020[R].

北京：寇德罕见病中心，2020.5.30.

[24] 胡善联.国内外罕见病的保障政策研究[J].卫生经济研

究，2018，35（5）：3-5.

[25] 牟燕，宋奎勐，吴敏，等.基于政策工具视角的我国罕见病

领域政策文本分析[J].中国卫生政策研究，2021，14（1）：

17-23.

（收稿日期：2021-01-26 修回日期：2021-03-19）

（编辑：孙 冰）

《中国药房》杂志——中文核心期刊，欢迎投稿、订阅

··903


