
国家医保局近日答复政协

第十四届全国委员会第一次会

议提案时透露，自国家医保局成

立以来，已累计将 26种罕见病
用药纳入医保目录，平均降价超

50%。叠加其他药品准入方式，目
前在我国获批上市的 75种罕见
病用药，已经有 50余种纳入医
保药品目录。

近年来，国家医保局通过优

化准入程序，及时将符合条件的

罕见病用药纳入了医保目录。

2023年国家医保药品目录调整工
作方案中对罕见病用药的申报条

件未设置上市时间限制，纳入国

家鼓励仿制药品目录的药品可以

申报当年医保目录，进一步拓宽

了罕见病用药的准入范围。

在罕见病用药供应保障方

面，国家医保局联合国家卫健委

先后印发相关文件，通过定点医

疗机构和定点零售药店两个渠

道，满足谈判药品供应保障、临

床适应等方面的合理需求。截至

6月底，全国已有 22.9万家定点

医院和药店配备了包括罕见病

用药在内的目录谈判药品。

在完善罕见病多层次医疗

保障体系方面，通过完善高额费

用负担患者综合帮扶机制，积极

引入市场力量，推动慈善组织、

商业健康保险、医疗互助等社会

各方力量参与救助保障，发挥保

障合力。

据了解，国家医保局将持续

完善医保准入谈判制度，综合考

虑临床需求、医保基金承受能力

等因素，将更多符合条件的罕见

病用药按程序纳入医保药品目

录，进一步提升罕见病用药保障

水平。

此外，关于医疗保障法立法

工作进展情况，国家医保局方面

透露，已制定了《国家医疗保障局

立法规划(2018—2022年)》和《国
家医疗保障局立法工作管理办法

(试行)》，目前，医疗保障法已列入
全国人大常委会 2023年度立法
计划和国务院 2023年立法工作
计划。 （据《中国消费者报》）
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“瓷娃娃”病友大会在上海举办
老去之后，他们如何度过晚年

“瓷娃娃”
未被满足的需求

在开幕仪式上，王奕鸥表示，

这些年看到很多“瓷娃娃”从小朋

友长大成为青少年，有的病友组

建了自己的家庭，值得高兴。但也

要看到，此前的中青年患者也在

逐渐步入中老年阶段。

“瓷娃娃”们步入中老年阶

段后的照护和养老问题，越来越

需要被关注。今年，“瓷娃娃”罕

见病关爱中心对 12位 40-60岁
的病友及其家属进行了半结构

式深度访谈。

访谈发现，由于身体状况、经

济条件和当地医疗水平等多方因

素影响，中老年“瓷娃娃”病友对

居家养老、社区养老、机构养老和

重度残疾人陪伴服务等有急迫需

求。总的来说，主要为身体照料和

精神照料两方面。

王奕鸥提出，访谈的病友大

部分为一、二级残障，即重度残

疾。就访谈结果来看，目前的养

老和社会支持体系无力支撑“瓷

娃娃”群体的养老费用，“很多

‘瓷娃娃’尤其是农村地区的，每

个月领到的养老金（只有）100-
200块钱。”

她介绍，“瓷娃娃”病友的身

体情况就像一个抛物线，小时候

容易骨折，身体脆弱，在二三十岁

时进入平稳期。在三十多岁后身

体骨密度下降，尤其是中老年患

者还伴有听力下降，消化系统、心

肺功能等都面临更多挑战，需要

更多照料。

此外，“瓷娃娃”群体的经济

收入、交通出行均受限。在精神照

料方面，王奕鸥称，在上述访谈

中，有不少“瓷娃娃”病友提到，在

活动半径本身就很受限的情况

下，步入中老年后生活更是无聊

无趣。也有病友认为，自己会成为

家庭的负担。

适合“瓷娃娃”的
养老方式是什么？

王奕鸥称，在访谈中，有病

友提出希望居家养老；有病友

称，因为支付不起商业养老的

费用，所以选择居家；也有病友

表示，“瓷娃娃”群体彼此了解，

可以一起养老，铺设无障碍设

施，相互照顾；还有病友表示，

想去机构养老。

韩央迪坦言，残障群体在养

老问题上比普通人面临更多挑

战，还常常出现双老化家庭，甚至

残障群体要反过来照顾年迈的父

母。“现在上海推行长护险，但对

于这些群体的照护需求来说，仍

然是杯水车薪。”

她介绍，过去几年通过对心

智障碍人员及其家庭的研究发

现，有的希望居家养老或在地养

老，有的更向往社区养老。目前，

政策层面的机构养老仍然是比

较稀缺的资源，除非家庭有一定

的经济基础，通过市场化的途径

解决养老问题，现在更多的还是

残障群体及其家属联合在做一

些探索和尝试。

韩央迪希望，国家政策把残

障群体的养老问题纳入制度体系

框架中，但由于人口基数等原因，

还需要更多探索，提炼模式，再去

扩展。“这些年上海也在摸索，但

目前参与更多的是民间力量。”

最适合“瓷娃娃”的养老方

式是什么？王奕鸥称，“瓷娃娃”

群体的养老需求是多样的，现在

仍没有答案。随着这十多年的发

展，病友群体的养老问题日益凸

显，接下来，“瓷娃娃”罕见病关

爱中心会呈现更多病友的养老

需求，希望社会各界持续关注这

一议题。

除了养老问题，上海交通大

学医学院附属新华医院小儿内

分泌遗传代谢科主任医师、教授

张惠文在接受采访时也表示，

“瓷娃娃”群体现在仍存在延迟

诊断情况。

王奕鸥也称，“瓷娃娃”家庭

往往有好几名患者，家系遗传很

难避免。“要早诊断早治疗，但目

前国内尚未有特效药。”

在治疗方面，张惠文补充

说，目前给患者使用的双磷酸盐

可以减少 60%至 70%的骨折次
数，改善患者的生活质量。但同

时，双磷酸盐的说明书上未标注

成骨不全症，目前给“瓷娃娃”使

用这一药物，属于超适应症用

药。她直言，儿童用药方面，不少

是超适应症用药，需要政策层面

做好规范。

（据澎湃新闻）

8月 26日，京东原副总裁、
渐冻症抗争者蔡磊的消息再次

登上热搜。

称已在准备身后事

在一档电视访谈节目里，

蔡磊诚恳地说出，他已经可以

完全接受死亡了。其实他去年

已在准备身后事，包括找接班

人、设立慈善信托、设立遗体捐

献、写书等，“都是知道自己快

不行了，在做的准备”。

蔡磊也在朋友圈发布了微

博热搜截图。他说：“谢谢大家一

直关心着。待会上午 10点和哈
佛大学科学家团队，包括两位美

国院士，一起探讨和合作新的渐

冻症等神经退行性疾病药物加

快在中国临床转化的可能。”

渐冻症治愈率为 0

2019年秋天，41 岁的蔡磊
被确诊渐冻症。

去年 6月，蔡磊在接受央
视采访时表示，他先是左手失

能，后是右手，现在只剩半个指

头能抬起来，腿也开始失去力

量。他无法独立穿衣、吃饭、喝

水、上洗手间，就连晚上睡觉也

不能自己盖被子。

“从 2021年年底开始，都
是夫人帮我刷牙。之前自己还

能刷牙的时候，我觉得已经很

难了，现在回头看好羡慕。”

据悉，这种罕见病的发病率

约为十万分之一点六，在生物医

疗技术突飞猛进的今天，治愈率

依旧为 0。绝大多数患者将在 2
到 5年内迎来生命终点。
截至目前，近 200年来，全世

界 1000多万名患者中，没有一例
真正的渐冻症患者被治愈过。

寻找攻克渐冻症的可能

41岁之前，蔡磊毫无疑问
是一名成功者：中央财经大学

95级杰出校友、“中国新经济领
军人物”、“中国改革贡献人

物”、“中国电子发票第一人”、

京东副总裁……

41 岁之后，他拥有了一个
比之前更广为人知的身份，但

这是命运给他开的一个残酷

的玩笑：中国最有名的渐冻症

患者。

但蔡磊不甘于此，他习惯

了挑战和玩命付出。确诊渐冻

症 2个月后，他决定以自身为
武器，和渐冻症抗争到底。

4年来，为了攻克渐冻症，
蔡磊卖房、卖股票，甚至拉上北

大毕业的妻子直播带货，建立

全世界最大的渐冻症患者科研

平台，捐资千万发起公益资助

计划。

他的实现路径包括：搭建

数据库、寻找资金和科学家支

持、推动药物管线研发；为数

以万计的渐冻症患者提供支

持：联合 1000 多位病友，捐献
脑组织和脊髓组织，供医学研

究使用；他撰写的自传，成为

畅销书籍。

“纵使不敌，也绝不屈服。”

如今，即使身体不断恶化，蔡磊

的奔跑依然没有停息：他时常

一天工作 16个小时以上，全年
无休；他试图打破旧有的游戏

规则，把资金、实验室、药企、患

者和医院直接串联起来，尽最

大可能缩短时间。

今年 5 月 25 日是蔡磊 45
岁生日。这一天，他发了一条朋

友圈：开号 8个多月的“蔡磊破
冰驿站”在抖音上的粉丝突破了

50万。他又一次“创业成功”。

“我会战斗到最后一天”

偶尔，蔡磊也会展现出他

脆弱的一面。

上个月，他在朋友圈记录

了一件小事：4岁的儿子不知道
从哪里听说他将死去，他忍不

住吼了孩子，看到儿子痛哭流

涕，他也心如刀割。他知道，这

是儿子“本不应该承受之重”。

此前，母亲也因为他患渐

冻症抑郁许久，迅速虚弱。他

想，何时人类才能攻克这个带

来痛苦和绝望的疾病？

无论如何，他依然渴望缔造

奇迹，他说：“我会战斗到最后一

天，到我死亡的一天为止。”

（据《杭州日报》）
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50余种罕见病用药
纳入医保目录
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届 “瓷娃娃 ”病友大会在上海
举办，聚焦“瓷娃娃”群体的照
护和养老问题。

“瓷娃娃 ”罕见病关爱中
心发起人王奕鸥在开幕仪式
上表示，此前的中青年病友逐
渐步入中老年阶段 ，养老的需
求日益凸显。 老年病友普遍存
在身体照护和精神照护两方
面需求。 有病友表示，目前的
社会支持体系无力支撑养老
花费。

复旦大学社会发展与公共
政策学院副教授韩央迪提到，
希望国家政策把残障人士养老
问题纳入制度体系框架中 ，但
由于人口基数等原因还需要
更多的探索，提炼模式，再去扩
展。

“瓷娃娃 ”，是罕见病成骨
不全 症 （Osteogenesis Imper鄄
fecta） 的别称， 该病又叫脆骨
症，是最常见的单基因遗传性
骨病 ，以骨量低下 、骨骼脆性
增加和反复骨折为主要特征 ，
由重要的骨基质蛋白 I 型胶原
（type I collagen） 编码基因及
其代谢相关基因突变所致。


