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目的院介绍澳大利亚救生药物计划袁为完善我国罕见病医疗救助制度提供参考遥 方法院根据文献

分析澳大利亚救生药物计划的主要内容和特点袁并与国内罕见病医疗救助现状进行比较遥 结果院澳大利亚通

过孤儿药资格认证和成本效益评估将符合条件的孤儿药纳入救生药物计划袁并通过财政资助为罕见病患者提

供免费的治疗药物遥 该计划规定了严格的孤儿药和患者纳入条件袁建立了罕见病临床指南和专家咨询制度袁

并定期开展上市后再审查袁提高了孤儿药的可及性遥 结论院我国应当借鉴澳大利亚经验袁由国家主导罕见病和

孤儿药的管理袁在大病医疗保险的基础上探索符合我国国情的罕见病医疗救助制度遥

救生药物计划曰 罕见病曰 孤儿药曰 医疗保障
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摇 摇 澳 大 利 亚 的 全 民 医 疗 保 障 体 系 以 药 物 福 利 计 划

渊孕澡葬则皂葬糟藻怎贼蚤糟葬造 月藻灶藻枣蚤贼泽 杂糟澡藻皂藻袁孕月杂冤 为 主 体 袁 通 过

政 府 资 助 孕月杂 清 单 内 的 药 品 袁 保 障 公 民 的 基 本 用 药 遥

在 此 基 础 上 袁 澳 大 利 亚 政 府 补 充 了 救 生 药 物 计 划

渊蕴蚤枣藻 杂葬增蚤灶早 阅则怎早泽 孕则燥早则葬皂袁蕴杂阅孕冤袁 专 门 为 罕 见 病 患

者 提 供 免 费 的 孤 儿 药 遥 蕴杂阅孕 的 实 施 保 障 了 澳 大 利

亚 孤 儿 药 的 可 及 性 袁 是 全 球 罕 见 病 医 疗 保 障 领 域 的

先 驱 遥 本 文 通 过 介 绍 澳 大 利 亚 蕴杂阅孕袁 分 析 其 制 度 优

势 袁 为 我 国 罕 见 病 医 疗 救 助 制 度 的 实 施 提 供 参 考 遥
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郧燥燥凿泽 粤糟贼冤 进 行 修 订 袁 通 过 了 一 系 列 激 励 机 制 以 促 进
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制 药 企 业 研 发 孤 儿 药 遥咱员暂员怨怨源 年 起 袁 澳 大 利 亚 开 始 执

行 一 项 计 划 袁 帮 助 之 前 无 法 医 治 的 罕 见 病 患 者 免 费

获 取 昂 贵 的 治 疗 药 物 遥 该 计 划 最 初 选 取 了 部 分 陨 型

戈 谢 病 患 者 袁 根 据 审 计 法 渊粤怎凿蚤贼 粤糟贼冤 的 特 赦 令 渊粤糟贼

燥枣 郧则葬糟藻冤袁 通 过 财 务 部 支 付 其 接 受 酶 替 代 疗 法 的 费

用 遥 之 后 袁 该 计 划 逐 渐 正 规 化 袁 并 于 员怨怨缘 年 末 正 式

演 变 为 现 在 的 救 生 药 物 计 划 遥咱圆暂 蕴杂阅孕 旨 在 为 患 有 严

重 或 罕 见 疾 病 的 患 者 免 费 提 供 昂 贵 的 尧 拯 救 生 命 的

药 物 资 助 遥

员郾 圆 药品纳入 蕴杂阅孕的流程

员郾 圆郾 员 孤儿药资格认证

澳 大 利 亚 治 疗 用 品 管 理 局 渊 栽澡藻则葬责藻怎贼蚤糟 郧燥燥凿泽

粤凿皂蚤灶蚤泽贼则葬贼蚤燥灶袁 栽郧粤冤 负 责 药 品 的 注 册 登 记 袁 通 过

栽郧粤 评 估 的 药 品 获 得 上 市 销 售 资 格 遥 对 于 孤 儿 药 袁

企 业 需 首 先 获 得 栽郧粤 授 予 的 孤 儿 药 资 格 认 证 袁 然

后 提 交 注 册 申 请 遥 栽郧粤 规 定 若 要 获 得 孤 儿 药 资 格 袁

必 须 满 足 三 方 面 条 件 院渊员冤 用 于 治 疗 尧 预 防 尧 诊 断 罕

见 疾 病 或 其 他 疾 病 但 在 澳 大 利 亚 境 内 无 法 进 行 商

业 供 应 的 药 物 尧 疫 苗 或 体 内 诊 断 试 剂 曰渊圆冤员怨怨愿 年 员

月 员 日 前 未 注 册 过 的 药 品 或 已 注 册 过 但 有 新 的 罕

见 病 适 应 症 的 药 品 曰渊猿冤 使 用 该 药 品 治 疗 相 应 疾 病

的 安 全 性 数 据 均 得 到 澳 大 利 亚 尧 美 国 尧 英 国 尧 加 拿

大 尧 瑞 典 尧 荷 兰 以 及 欧 盟 药 品 管 理 机 构 的 认 可 遥咱猿暂 生

产 商 必 须 阐 明 为 何 该 药 品 为 孤 儿 药 袁 对 于 疫 苗 或 体

内 诊 断 试 剂 袁 还 需 声 明 该 疫 苗 或 试 剂 的 相 应 疾 病 或

适 应 症 经 注 册 后 袁 每 年 在 澳 大 利 亚 的 使 用 人 数 不 超
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效 益 评 估 袁 并 向 卫 生 部 提 出 药 品 是 否 纳 入 孕月杂 的 建

议 遥 药 品 申 请 纳 入 蕴杂阅孕 计 划 与 申 请 纳 入 孕月杂 目 录

的 初 始 程 序 相 同 袁 但 前 者 的 生 产 商 需 要 在 其 向 孕月粤悦

提 交 的 申 请 中 阐 明 其 纳 入 蕴杂阅孕 计 划 的 要 求 遥 孕月粤悦

根 据 生 产 商 提 供 的 临 床 试 验 数 据 和 经 济 性 数 据 展 开

成 本 效 益 分 析 并 评 估 其 对 财 政 支 出 的 影 响 遥 如 果

孕月粤悦 认 为 该 药 品 经 济 性 数 据 渊 即 成 本 效 益 值 冤 不 满

足 纳 入 孕月杂 目 录 的 条 件 袁 但 具 有 临 床 有 效 性 袁 则 对 其

是 否 满 足 蕴杂阅孕 财 政 资 助 标 准 进 行 评 估 袁 并 提 出

建 议 遥
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向 政 府 提 交 财 政 资 助 申 请 遥 孕月粤悦 一 旦 决 定 药 品

适 合 纳 入 蕴杂阅孕袁 卫 生 部 则 会 同 企 业 以 及 相 关 领 域
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贼藻藻泽袁 阅粤悦泽冤 对 患 者 需 满 足 的 特 定 临 床 标 准 尧 使 用

该 药 品 的 患 者 数 量 尧 每 个 患 者 使 用 的 剂 量 以 及 药

品 费 用 等 问 题 展 开 非 正 式 讨 论 袁 从 而 为 卫 生 部 向

政 府 提 交 财 政 资 助 申 请 做 准 备 遥 政 府 会 在 年 度 联

邦 预 算 渊 悦燥皂皂燥灶憎藻葬造贼澡 月怎凿早藻贼冤 中 对 此 进 行 考 量 遥

如 果 政 府 批 准 在 蕴杂阅孕 计 划 下 资 助 该 药 品 袁 卫 生 部

便 与 疾 病 专 家 咨 询 委 员 会 制 定 该 药 品 的 临 床 应 用

指 南 袁 同 时 与 企 业 确 定 药 品 供 应 的 物 流 问 题 以 及

资 助 协 议 遥咱圆暂

员郾 猿 接受 蕴杂阅孕资助的药品及患者需满足的条件

员郾 猿郾 员 药品入选条件

药 品 若 要 获 得 蕴杂阅孕 的 资 助 必 须 满 足 以 下 条 件 院

渊员冤 对 于 某 一 罕 见 病 来 说 袁 该 药 品 被 认 为 是 行 之 有 效

的 治 疗 方 法 袁 即 药 品 的 适 应 症 通 过 栽郧粤 批 准 曰渊圆冤 流

行 病 学 研 究 表 明 袁 该 疾 病 会 显 著 缩 短 人 的 预 期 寿 命 袁

而 有 证 据 证 明 使 用 该 药 物 可 直 接 延 长 患 者 寿 命 曰渊猿冤

患 有 该 疾 病 的 患 者 可 在 合 理 的 诊 断 精 度 内 确 诊 曰渊源冤

该 药 品 必 须 通 过 孕月粤悦 评 估 袁 并 认 为 其 临 床 有 效 袁 但

因 不 能 满 足 成 本 效 益 标 准 而 被 拒 绝 纳 入 孕月杂 清 单 曰

渊缘冤 在 孕月杂 清 单 内 没 有 替 代 药 品 袁 且 公 立 医 院 住 院 患

者 也 无 法 获 得 替 代 药 品 曰渊远冤 没 有 适 当 的 且 符 合 成 本

效 益 标 准 的 非 药 物 疗 法 渊 如 手 术 尧 放 射 疗 法 冤 替 代 曰

渊苑冤 药 品 费 用 对 患 者 或 其 监 护 人 造 成 不 合 理 的 经 济

负 担 遥咱缘暂

员郾 猿郾 圆 患者入选条件

患 者 必 须 满 足 以 下 条 件 才 能 获 得 蕴杂阅孕 计 划 资

助 的 药 品 院渊员冤 符 合 相 关 药 品 或 疾 病 蕴杂阅孕 指 南 中 描

述 的 使 用 该 药 品 治 疗 的 标 准 曰渊圆冤 参 与 相 关 药 品 有 效

性 定 期 评 估 袁 或 有 正 当 理 由 可 不 参 与 曰渊猿冤 患 者 不 应

患 有 可 能 危 及 药 物 治 疗 有 效 性 的 其 他 疾 病 渊 包 括 并

发 症 或 后 遗 症 冤曰渊源冤 患 者 应 当 为 拥 有 医 保 资 格 的 澳

大 利 亚 常 住 居 民 遥咱缘暂

患 者 资 格 会 根 据 相 关 药 品 或 疾 病 蕴杂阅孕 指 南 中

规 定 的 频 率 进 行 审 核 袁 但 通 常 是 开 始 治 疗 后 每 员圆 个

月 审 核 一 次 遥

员郾 源 蕴杂阅孕发展现状

经 过 圆园 多 年 的 发 展 袁 目 前 由 蕴杂阅孕 免 费 资 助 的

药 品 共 有 员园 种 袁 用 于 治 疗 苑 种 由 于 基 因 缺 陷 而 导 致

的 罕 见 病 渊 表 员冤遥

圆缘
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药 品 通 用 名 渊 商 品 名 冤 疾 病

伊 米 苷 酶 渊悦藻则藻扎赠皂藻冤

灾藻造葬早造怎糟藻则葬泽藻渊灾孕砸陨灾冤

美 格 鲁 特 渊在葬增藻泽糟葬冤

陨 型 戈 谢 病

琢鄄 半 乳 糖 苷 酶 渊砸藻责造葬早葬造冤

茁鄄 半 乳 糖 苷 酶 渊云葬遭则葬扎赠皂藻冤

法 布 里 病

拉 罗 尼 酶 渊粤造凿怎则葬扎赠皂藻冤 陨 型 黏 多 醣 贮 积 症

艾 度 硫 酸 酯 酶 渊耘造葬责则葬泽藻冤 陨陨 型 黏 多 醣 贮 积 症

加 硫 酶 渊晕葬早造葬扎赠皂藻冤 灾陨 型 黏 多 糖 贮 积 症

重 组 阿 葡 糖 苷 酶 琢渊酝赠燥扎赠皂藻冤 庞 贝 氏 症

人 源 型 抗 悦缘 单 克 隆 抗 体 渊杂燥造蚤则蚤泽冤 阵 发 性 睡 眠 性 血 红 蛋 白 尿

数 据 来 源 院粤怎泽贼则葬造蚤葬灶 郧燥增藻则灶皂藻灶贼 阅藻责葬则贼皂藻灶贼 燥枣 匀藻葬造贼澡郾 韵贼澡藻则 泽怎责责造赠

葬则则葬灶早藻皂藻灶贼泽 燥怎贼泽蚤凿藻 贼澡藻 孕澡葬则皂葬糟藻怎贼蚤糟葬造 月藻灶藻枣蚤贼泽 杂糟澡藻皂藻

渊孕月杂冤咱耘月 辕 韵蕴暂援 澡贼贼责院 辕 辕 憎憎憎郾 澡藻葬造贼澡郾 早燥增郾 葬怎 辕 造泽凿责

圆园员缘 年 圆 月 袁 澳 大 利 亚 卫 生 部 决 定 通 过 蕴杂阅孕 为

圆 耀 员愿 岁 庞 贝 氏 症 患 者 提 供 酝赠燥扎赠皂藻 药 物 治 疗 袁 这 一

决 定 将 改 变 患 有 晚 发 型 庞 贝 氏 症 渊 造葬贼藻鄄燥灶泽藻贼 孕燥皂责藻冤

的 儿 童 和 青 少 年 患 者 的 生 命 袁 而 在 此 前 袁蕴杂阅孕 只 资

助 婴 幼 儿 庞 贝 氏 症 渊蚤灶枣葬灶贼蚤造藻鄄燥灶泽藻贼 孕燥皂责藻冤 患 者 遥咱远暂 近

年 来 袁 在 蕴杂阅孕 资 助 下 接 受 罕 用 药 治 疗 的 患 者 逐 年 增

加 袁 澳 大 利 亚 政 府 对 该 计 划 的 财 政 支 出 也 基 本 呈 稳

步 增 长 的 态 势 渊 表 圆冤遥 据 统 计 袁圆园员猿要圆园员源 年 袁 在 该

计 划 下 接 受 治 疗 的 患 者 达 圆缘苑 人 遥 目 前 袁 仍 有 圆远愿 名

患 者 正 接 受 治 疗 遥 通 过 该 计 划 平 均 治 疗 一 个 患 者 每

年 需 花 费 猿园 多 万 美 元 遥咱苑暂

年 份 计 划 资 助 渊 人 冤 实 际 资 助 渊 人 冤 财 政 支 出 渊 千 美 元 冤

圆园园怨要圆园员园 员苑猿 员缘怨 愿园 怨怨缘

圆园员园要圆园员员 员怨员 圆员园 员园缘 园远缘

圆园员员要圆园员圆 圆猿员 圆员缘 员猿园 源远园

圆园员圆要圆园员猿 圆圆缘 圆圆愿 员源圆 缘苑员

圆园员猿要圆园员源 圆源缘 圆缘苑 员猿远 源愿圆

数 据 来 源 院阅藻责葬则贼皂藻灶贼 燥枣 匀藻葬造贼澡 葬灶凿 粤早藻蚤灶早粤灶灶怎葬造 砸藻责燥则贼咱砸暂 援 圆园员猿郾

圆 蕴杂阅孕的特点

圆郾 员 打破药物经济学评估框架袁强调孤儿药临床有

效性

澳 大 利 亚 是 较 早 将 药 物 经 济 学 应 用 于 医 保 药 物

目 录 决 策 的 国 家 之 一 袁 成 本 效 益 评 估 是 孕月粤悦 评 估 药

品 是 否 纳 入 孕月杂 的 重 要 标 准 遥 然 而 袁 随 着 医 疗 保 障

水 平 的 提 高 袁 各 国 均 意 识 到 以 药 物 经 济 学 标 准 作 为

孤 儿 药 纳 入 医 保 的 硬 性 门 槛 有 失 公 允 遥 澳 大 利 亚 在

基 于 普 通 药 物 评 估 框 架 的 基 础 上 袁 将 野 临 床 有 效 冶 作

为 标 准 袁 将 能 够 挽 救 生 命 但 不 符 合 成 本 效 益 的 昂 贵

药 物 纳 入 救 生 药 物 计 划 遥 这 一 纳 入 标 准 在 没 有 立 法

基 础 和 专 门 评 价 机 构 的 情 况 下 袁 有 目 的 地 将 几 类 极

度 罕 见 的 疾 病 纳 入 其 中 袁 效 果 显 著 遥

圆郾 圆 定期展开上市后再审查袁保障罕见病患者用药

需求

澳 大 利 亚 卫 生 部 定 期 对 蕴杂阅孕 进 行 上 市 后 再 审

查 渊孕燥泽贼鄄皂葬则噪藻贼蚤灶早 砸藻增蚤藻憎冤遥 审 查 内 容 包 括 三 方 面 院

一 是 关 于 蕴杂阅孕 资 助 的 药 品 袁 审 核 其 临 床 有 效 性 和 安

全 性 并 通 过 评 估 每 个 药 物 的 治 疗 效 果 渊 包 括 生 命 质

量 的 改 善 及 其 费 用 冤 评 价 蕴杂阅孕 资 助 的 药 物 是 否 野 物

有 所 值 冶曰 二 是 关 于 蕴杂阅孕 的 管 理 袁 审 核 该 计 划 的 管 理

情 况 渊 包 括 每 个 疾 病 的 指 南 冤袁 评 估 其 他 可 供 选 择 的

方 案 袁 并 基 于 公 平 原 则 对 国 际 罕 用 药 补 贴 以 及 罕 见

病 辕 极 度 罕 见 病 的 定 义 进 行 比 较 曰 三 是 关 于 蕴杂阅孕 未

来 发 展 袁 审 查 未 来 有 潜 力 通 过 蕴杂阅孕 资 助 的 最 新 疗 法

和 疾 病 袁 并 对 澳 大 利 亚 罕 见 病 进 行 数 据 收 集 等 遥

作 为 政 府 上 市 后 再 审 查 渊郧燥增藻则灶皂藻灶贼蒺泽 孕燥泽贼鄄皂葬则鄄

噪藻贼 砸藻增蚤藻憎泽冤 计 划 的 一 部 分 袁蕴杂阅孕 的 上 市 后 再 审 查 以

政 府 支 出 审 核 渊郧燥增藻则灶皂藻灶贼蒺泽 耘曾责藻灶凿蚤贼怎则藻 砸藻增蚤藻憎冤 所

规 定 的 适 当 性 尧 有 效 性 尧 效 率 尧 绩 效 考 核 尧 一 体 化 和 战

略 政 策 调 整 为 原 则 袁 参 考 大 量 临 床 文 献 和 研 究 尧 国 际

政 策 尧 指 南 和 经 验 袁 并 咨 询 蕴杂阅孕 所 涉 及 的 利 益 相 关

者 袁 如 澳 大 利 亚 政 府 部 门 尧 药 物 福 利 咨 询 委 员 会 尧 药

物 福 利 定 价 机 构 渊孕澡葬则皂葬糟藻怎贼蚤糟葬造 月藻灶藻枣蚤贼泽 孕则蚤糟蚤灶早 粤怎鄄

贼澡燥则蚤贼赠袁 孕月孕粤冤尧 行 业 代 表 尧 临 床 专 家 以 及 消 费 者 代

表 袁 对 当 前 计 划 进 行 回 顾 袁 以 确 保 患 有 严 重 罕 见 病 的

澳 大 利 亚 公 民 能 继 续 获 得 急 需 的 尧 昂 贵 的 药 物 遥

圆园员源 年 源 月 怨 日 袁 澳 大 利 亚 卫 生 部 宣 布 开 始 新 一 轮

的 救 生 药 物 计 划 上 市 后 再 审 查 袁 审 查 程 序 持 续 员圆 个

月 左 右 遥咱愿暂

圆郾 猿 建立临床指南和专家咨询制度袁完善患者资格审

查程序

在 患 者 管 理 方 面 袁蕴杂阅孕 为 该 计 划 下 的 每 个 疾 病

都 建 立 了 相 应 的 疾 病 专 家 咨 询 委 员 会 袁 每 个 委 员 会

由 员 名 主 席 和 源 耀 缘 名 相 关 疾 病 领 域 的 临 床 专 家 组

成 遥 患 者 的 主 治 医 生 负 责 阐 述 其 临 床 特 征 袁 并 向 疾

病 委 员 会 提 交 申 请 遥 疾 病 委 员 会 负 责 撰 写 临 床 指

南 袁 用 于 规 范 患 者 初 次 纳 入 计 划 尧 持 续 治 疗 尧 监 控 日

程 以 及 停 药 标 准 等 袁 并 根 据 指 南 对 患 者 的 治 疗 资 格 尧

最 适 宜 的 药 物 和 剂 量 及 其 特 殊 监 控 日 程 进 行 评 估 袁 考

虑 其 在 蕴杂阅孕 计 划 中 进 行 治 疗 的 可 能 性 遥 委 员 会 成 员

每 远 个 月 召 开 一 次 面 对 面 会 议 袁 针 对 每 个 患 者 的 治 疗

猿缘



悦澡蚤灶藻泽藻 允燥怎则灶葬造 燥枣 匀藻葬造贼澡 孕燥造蚤糟赠袁 粤怎早怎泽贼 圆园员缘袁灾燥造郾 愿 晕燥郾 愿

进 程 进 行 审 核 并 提 出 建 议 遥 两 次 会 议 期 间 袁 如 果 出 现

患 者 管 理 问 题 或 者 有 新 的 患 者 加 入 袁 委 员 会 成 员 会 通

过 电 子 邮 件 或 电 话 会 议 的 方 式 进 行 内 部 沟 通 遥

疾 病 委 员 会 和 临 床 指 南 的 设 立 使 患 者 的 管 理 系

统 化 尧 程 序 化 尧 专 业 化 袁 同 时 也 是 蕴杂阅孕 申 请 资 助 的 主

要 依 据 来 源 袁 二 者 在 救 生 药 物 计 划 建 立 初 始 阶 段 的

管 理 中 发 挥 了 重 要 作 用 遥 圆园员源 年 猿 月 袁 作 为 澳 大 利

亚 政 府 放 宽 管 制 议 程 的 一 部 分 袁 卫 生 部 批 准 精 简 蕴杂鄄

阅孕 行 政 管 理 流 程 遥 为 了 减 轻 阅粤悦 成 员 的 行 政 负 担 袁

降 低 其 可 能 存 在 的 利 益 冲 突 风 险 袁圆园员源 年 缘 月 员 日

起 袁蕴杂阅孕 患 者 资 格 审 查 的 工 作 由 原 来 的 疾 病 委 员 会

完 成 并 向 卫 生 部 报 告 转 为 直 接 由 卫 生 部 负 责 袁 同 时

卫 生 部 会 根 据 实 际 情 况 和 需 求 向 相 关 领 域 临 床 专 家

寻 求 建 议 遥咱苑暂 由 此 可 以 看 出 袁 患 者 申 请 资 助 的 程 序 发

生 了 变 化 渊 图 员冤遥 这 一 举 措 将 使 原 来 疾 病 委 员 会 成

员 能 够 完 全 参 与 到 蕴杂阅孕 的 上 市 后 再 审 查 中 袁 并 代 表

患 者 自 由 提 出 建 议 遥

注 院 左 院圆园员源 年 缘 月 员 日 前 袁 右 院圆园员源 年 缘 月 员 日 后

图 员摇 患 者 申 请 纳 入 蕴杂阅孕 程 序 变 化

圆郾 源 单独筹资和费用控制机制

在 筹 资 方 面 袁蕴杂阅孕 与 孕月杂 有 很 大 差 异 遥 孕月杂 基

于 特 定 的 立 法 基 础 袁 而 蕴杂阅孕 则 通 过 年 度 拨 款 法 案

渊粤灶灶怎葬造 粤责责则燥责则蚤葬贼蚤燥灶 月蚤造造泽冤 单 独 筹 资 袁 即 政 府 通 过 议

会 批 准 的 年 度 拨 款 项 目 为 该 计 划 提 供 资 助 遥 此 外 袁

蕴杂阅孕 设 定 了 明 确 的 资 助 范 围 袁 即 只 资 助 治 疗 药 物 的

费 用 袁 而 药 物 的 运 输 尧 储 藏 和 管 理 以 及 其 他 与 使 用 该

药 物 相 关 的 医 院 或 医 疗 费 用 则 不 予 以 资 助 遥咱缘暂

猿 蕴杂阅孕对我国罕见病医疗救助制度的启示

猿郾 员 国家主导罕见病和孤儿药的管理

澳 大 利 亚 政 府 在 全 国 范 围 内 实 施 救 生 药 物 计

划 袁 主 导 罕 见 病 医 疗 救 助 制 度 袁 其 优 势 主 要 表 现 在 四

个 方 面 院渊员冤 对 于 纳 入 蕴杂阅孕 计 划 的 药 品 以 及 接 受 该

计 划 资 助 的 患 者 设 立 严 格 的 标 准 袁 确 保 了 该 计 划 在

全 国 范 围 内 的 统 一 性 和 公 平 性 曰渊圆冤 国 家 主 导 罕 用 药

的 管 理 袁 有 利 于 昂 贵 资 源 的 优 化 利 用 曰渊猿冤 罕 用 药 的

临 床 试 验 因 为 条 件 匹 配 的 患 者 有 限 尧 疾 病 表 型 多 变 尧

患 者 自 然 病 程 多 变 等 各 种 因 素 而 十 分 复 杂 袁 澳 大 利

亚 地 广 人 稀 的 地 理 特 征 更 增 加 了 罕 见 病 临 床 试 验 的

难 度 袁 而 蕴杂阅孕 制 度 的 实 施 则 间 接 为 罕 见 病 临 床 试 验

提 供 了 便 利 条 件 曰渊源冤 专 家 资 源 的 集 中 尧 疾 病 指 南 的

建 立 促 进 了 给 药 方 案 的 最 优 化 袁 有 利 于 治 疗 方 法 的

创 新 遥 我 国 可 以 借 鉴 澳 大 利 亚 救 生 药 物 计 划 袁 发 挥

国 家 主 导 的 优 势 袁 建 立 罕 见 病 和 孤 儿 药 管 理 制 度 袁 建

立 和 完 善 我 国 的 罕 见 病 数 据 库 袁 推 动 罕 见 病 医 学 研

究 和 诊 疗 水 平 的 提 高 袁 保 障 我 国 孤 儿 药 的 可 及 性 遥

猿郾 圆 探索符合我国国情的罕见病医疗救助制度

与 澳 大 利 亚 情 况 不 同 袁 我 国 的 罕 见 病 发 病 率 虽

然 极 低 袁 但 数 量 较 多 遥 世 界 卫 生 组 织 将 罕 见 病 定 义

为 患 病 人 数 占 总 人 口 的 园郾 远缘译 耀 员译 之 间 的 疾 病 或

病 变 袁 按 此 发 生 率 计 算 袁 我 国 各 类 罕 见 病 患 者 总 数 应

超 过 千 万 人 遥咱怨暂 目 前 袁 通 过 罕 用 药 市 场 保 障 政 策 的 调

控 管 理 袁 将 罕 见 病 治 疗 作 为 一 项 社 会 公 共 产 品 由 公

共 医 疗 保 险 机 构 分 担 相 应 的 医 疗 费 用 已 成 为 国 际 主

流 发 展 方 向 遥咱员园暂 而 我 国 目 前 仍 未 对 罕 见 病 进 行 明 确

定 义 袁 罕 见 病 患 者 群 体 的 流 行 病 学 数 据 不 完 整 袁 罕 见

病 的 诊 疗 水 平 不 高 遥 近 年 来 袁 随 着 新 医 改 的 持 续 推

进 袁 全 民 医 保 体 系 初 步 建 立 袁 我 国 已 经 开 始 探 索 建 立

城 乡 居 民 大 病 保 险 遥 圆园员圆 年 愿 月 袁 国 家 发 展 改 革 委 尧

原 卫 生 部 等 六 部 委 提 出 叶 关 于 开 展 城 乡 居 民 大 病 保

险 工 作 的 指 导 意 见 曳 渊 发 改 社 会 也圆园员圆页圆远园缘 号 冤袁 首

次 提 出 在 参 保 渊 合 冤 者 患 大 病 发 生 高 额 医 疗 费 用 的 情

况 下 袁 对 城 镇 居 民 医 保 尧 农 村 居 民 新 农 合 补 偿 后 需 个

人 负 担 的 合 规 医 疗 费 用 给 予 保 障 遥 与 此 同 时 袁 各 省

市 也 相 继 探 索 大 病 医 疗 救 助 制 度 袁 如 青 岛 市 于 圆园员圆

年 宣 布 野 将 重 大 疾 病 尧 罕 见 病 尧 临 床 使 用 费 用 较 高 尧 疗

效 显 著 尧 且 难 以 使 用 其 他 治 疗 方 案 替 代 的 药 品 袁 经 专

家 论 证 后 袁 确 定 为 特 药 救 助 项 目 遥冶圆园员圆要圆园员猿 年 袁 青

岛 市 将 甲 型 血 友 病 尧 原 发 性 肺 动 脉 高 压 尧月匀源 缺 乏

症 尧 多 发 性 硬 化 尧 肢 端 肥 大 症 五 种 疾 病 的 特 效 药 纳 入

罕 见 病 特 药 救 助 制 度 中 袁 共 救 助 缘园 人 遥咱员员暂 青 岛 市 罕

见 病 医 疗 保 障 制 度 同 澳 大 利 亚 救 生 药 物 计 划 的 原 则

与 方 法 基 本 一 致 袁 且 已 初 显 成 效 遥 在 此 背 景 下 袁 我 国

应 当 借 鉴 澳 大 利 亚 救 生 药 物 计 划 的 经 验 袁 结 合 青 岛

市 罕 见 病 医 疗 保 障 制 度 的 做 法 袁 逐 步 在 全 国 范 围 内

建 立 合 理 的 罕 用 药 纳 入 医 保 目 录 的 标 准 袁 探 索 出 符

合 我 国 国 情 的 罕 见 病 医 疗 保 障 制 度 遥
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圆园员源要圆园圆源年美国卫生总费用将出现较快增长

叶匀藻葬造贼澡 粤枣枣葬蚤则泽曳圆园员缘 年 第 愿 期 发 表 了 题 为 野晕葬鄄

贼蚤燥灶葬造 匀藻葬造贼澡 耘曾责藻灶凿蚤贼怎则藻 责则燥躁藻糟贼蚤燥灶泽袁 圆园员源鄄圆源院杂责藻灶凿鄄

蚤灶早 早则燥憎贼澡 枣葬泽贼藻则 贼澡葬灶 则藻糟藻灶贼 贼则藻灶凿泽冶 的 文 章 袁 该 研 究 利

用 保 险 精 算 和 计 量 经 济 学 模 型 袁 预 测 了 圆园员源要圆园圆源

年 美 国 卫 生 总 费 用 将 出 现 较 快 增 长 袁 年 均 增 长 率 为

缘郾 愿豫 袁 而 同 一 时 期 国 内 生 产 总 值 渊郧阅孕冤 的 年 均 增 长

率 为 源郾 苑豫 遥 圆园圆源 年 卫 生 总 费 用 占 郧阅孕 的 比 例 将 达

到 员怨郾 远豫 遥

文 章 分 析 认 为 袁叶 可 负 担 医 疗 法 案 曳 的 实 施 尧 经 济

持 续 快 速 发 展 以 及 人 口 老 龄 化 进 程 加 快 是 导 致 其 增

长 较 快 的 主 要 原 因 院渊员冤 伴 随 着 叶 可 负 担 医 疗 法 案 曳 的

实 施 袁 医 疗 保 险 覆 盖 面 扩 大 袁 相 应 的 医 疗 卫 生 支 出 增

加 明 显 遥 渊圆冤 经 济 的 迅 速 发 展 使 得 人 们 的 生 活 水 平

不 断 提 高 袁 一 些 医 疗 服 务 需 求 得 到 释 放 袁 卫 生 服 务 利

用 增 加 袁 相 应 的 卫 生 费 用 也 会 增 加 遥 渊猿冤 老 年 人 口 的

快 速 增 长 袁 将 产 生 更 多 的 医 疗 费 用 遥

渊 来 源 院叶匀藻葬造贼澡 粤枣枣葬蚤则泽曳冤
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