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有了“下一针”的希望

“救命药”进医保是脊髓性肌
萎缩症（SMA）患儿家长最初的希
望。

SMA在欧美人群存活新生儿
中的发病率约为1/10000，携带者
频率1/40—1/50，位居2岁以下儿
童致死性遗传病的首位。据估算，
我国新生儿SMA患者每年新增
1200人，存量患者约3万人。作为一
种罕见病，SMA患儿最典型的症
状就是“没劲”：胳膊没劲、小腿没
劲，甚至随着年龄的增长，孩子有
可能连吞咽的力气、呼吸的力气
都失去。

SMA并不是无药可医，作为
全世界最早获批进入临床治疗
SMA的药物，诺西那生钠是目前
国内唯一一种治疗该疾病的药
物。

马飞是济南人。他儿子小石
头刚查出SMA的时候，诺西那生
钠还没有在国内上市。2019年2月，
好消息传来，诺西那生钠在中国
批准上市，却让很多家长更难
受——— 进口到国内的一支药，定
价699700元。

2021年1月，诺西那生钠降价
了，每针价格55万元，结合慈善援
助，每个患者每年花费约55万元。
这也折射出罕见病的治疗困境：
在罕见病领域，普遍存在科研投
入少、诊断率低、缺乏有效治疗手
段，绝大部分罕见病患者和家庭
都面临着“病无所医”“医无所药”

“药无所保”的困境。
“由于经济原因，大部分患者

还没有接受诺西那生钠的治疗。”
在2021年3月的一次采访中，山东
大学齐鲁儿童医院小儿神经内科
的主任金瑞峰曾告诉齐鲁晚报·
齐鲁壹点记者，按照遗传学概率，
普通人群中，大约每40-50个人里
有一个SMA携带者，如果两个携
带者结合，每次怀孕都有四分之
一的概率生下SMA患儿。“全国范
围内，目前选择打针治疗的有100
多个患者。我自己坐诊的时候，一
年平均能遇到六七例SMA患者，
但目前在医院选择打针治疗的不
到10个。”

“为了给石头打针，我们基本
上花光了家里所有的存款，凑了
所有能凑到的钱。”马飞说，打针
的效果是明显的——— 石头的四点
支撑，即双腿双手撑着能坚持到
40秒；跪着能坚持到7分钟。这也
就是说，只要是打针，石头的病情
就会有所好转。但更难受的是，
SMA患者需要终身用药，对于绝

大多数的普通家庭来说，这样昂
贵的药物，下次打针的钱在哪里？

转机在2021年12月3日。对于
很多SMA患儿家庭来说，这将是
终生铭记的一天。国家医疗保障
局召开新闻发布会，公布2021年
国家医保药品目录调整结果。其
中7种罕见病用药通过谈判方式
进入医保目录。此次药品目录的
调整中，用于治疗脊髓性肌萎缩
症（SMA）的诺西那生钠注射液等
罕见病药物的调入，意味着近年
来多方呼吁的高值罕见病药纳入
医保实现了零的突破。

那场谈判，双方进行了一个
半小时。

“今年夏天，石头再打针就可
以用医保报销了。”马飞说，按照
医保报销后的价格，打前三针的
价格可以控制在5万元以内，这个
价格，属于“踮踮脚，咬咬牙”就行
的费用，“当时知道药物进入医保
降价消息时，我们患儿群里的所
有家长都哭了。对于我们来说，诺
西那生钠纳入医保，意味着有了
下一针的希望。”

“我是奥特曼，我不蜷腿”

2月28日上午，山东枣庄4岁
的SMA患者李佳树从枣庄市妇幼
保健院出院。小佳树已经接受诺
西那生钠注射液第四针注射。

在此之前，2022年1月1日，李
佳树在枣庄市妇幼保健院接受
SMA靶向药注射，他也是SMA靶
向药砍价进医保后首例受益者。

2月26日，李佳树的妈妈李秀
花带着他来到枣庄市妇幼保健
院，等待第四针的注射。天黑以
后，小佳树一直问李秀花：“妈妈，
爸爸怎么还不来接我回家啊。”李
秀花说：“你为什么想回家啊？你
是不是害怕打针啊？”小佳树告诉
妈妈：“我不害怕。”看到儿子故作
坚强，李秀花的心里五味杂陈。

2月27日，小佳树进入手术
室，接受第四针注射。经过6个小
时观察之后，小佳树回到普通病
房。一见到妈妈，小佳树就说：“妈
妈，我打针没有哭。”

看着孩子的笑容，李秀花觉得
一路上求药、等药的付出都值了。

2017年12月3日，小佳树出生。
8个月的时候会爬，9个月的时候
能走几步路，11个月的时候总想
蹲下。李秀花便带着孩子到医院
检查，经过诊断，小佳树被确诊为
SMA。

“明明知道有药能治这个病，
但是离自己很遥远，怎么也够不
到。”李秀花只能带着儿子做康复
训练，让孩子不要退步。2022年1月
1日，新版国家医保目录执行首
日，小佳树打上“全国首针”诺西
那生钠注射液。对于这个家庭来
说，在经历4年的漫长等待后，终
于迎来新年最特殊的礼物。

“我好了以后想带着妈妈出
去玩。”小佳树开心地对妈妈讲。

“打完针以后，佳树的心情
特别好，每天都是乐呵呵的，现
在越来越能说话了。”李秀花告
诉记者。

经过治疗，目前小佳树在依
靠一定辅助工具的条件下，已经
能够站立两分钟。李秀花在给小
佳树做伸腿蜷腿的动作训练时，
能感觉他有抵抗的力量了。有时
候，小佳树会调皮地说：“我是奥
特曼，我不蜷腿。”聊到小佳树的
进步，李秀花越说越起劲。

尽管天气寒冷，李秀花还是
坚持每天带着小佳树去医院做康
复训练。李秀花说：“打完针以后，
坚持做训练，就希望他能进步得
快一点。”有时候做拉伸也会疼，
但是小佳树还会反过来安慰李秀
花，“妈妈，我还能坚持，我什么困
难也不怕。”

随着小佳树接受“全国首针”
注射，李秀花也听医生说，很多患
者陆续来打针了。现在小佳树已
经打完四针，再间隔4个月进行第
五针注射。李秀花说：“这个针已
经纳入医保，作为父母，无论怎样
都要想办法让孩子打上针。”

小佳树一直有一个心愿，就
是去上学。看到小佳树现在的进
步，李秀花也想尽快实现他的心
愿。“等天气暖和了，看看能不能
送佳树去上学。”李秀花充满期
待。

“大部分家长都预约了”

即将迎来8岁生日的多多是
济南的一名SMA患儿。在打过第
三针诺西那生钠注射液后，他告
诉妈妈：“我觉得自己有劲了。”

在多多两岁查出身患SMA

后，力气就一点点抽离了他小小
的身体，到了上学的年纪，别的孩
子在课间里跑跳游戏，而多多只
能坐在教室里看着同学们玩耍，
王敏想要给孩子打针，但是经济
情况摆在眼前：夫妻俩老家都是
农村，好不容易才在城市扎根。即
便是咬咬牙给孩子凑出第一个55
万元，下一针的费用从哪里出？

王敏不知道，也不敢想。为了
照顾多多，王敏成了孩子的全程
陪读，每天用小车推着孩子上学。
作为一个母亲，她为孩子付出了
一切能够付出的成本，但是55万
元一针的诺西那生钠注射液依然
让她无能为力。

“孩子现在长大了，也懂事
了。跟他一起做康复训练的一个
小朋友打针后能走路了，多多就
问了我好多次，什么时候他也能
打针。”王敏说，每次听到孩子问
这个问题，她的心“都像针扎、油
煎一样难受”。

在诺西那生钠注射液纳入医
保后，王敏第一时间就去预约，现
在已经给孩子注射了三针。

“打完针后，孩子爬行、抬胳
膊都有了进展。”王敏说，原先抱
着多多时，他的两条小腿没有力
气支撑地面，现在感觉小胳膊小
腿都明显“有劲”了。这样明显的
效果，多多自己也有感受。

“多多跟我说，他觉得自己腿
上有劲了，说自己的‘力气回来
了’。”作为妈妈，王敏每天都在细
致地感受着孩子的成长变化，打
完针的几个月里，她感觉孩子身
上开始长肉，体重也增加，这一点
一滴的变化，都预示着孩子向着
健康的方向成长。

王敏说，她所在的SMA患儿
家长群里大概有400人，按照一位
患儿有两位家长都进群来估计，
也有200个家庭。据她了解，自从
诺西那生钠注射液纳入医保后，
群里大部分家长都给孩子预约了
打针，“不是已经打针了，就是在
打针的路上。之前听齐鲁儿童医
院的医生说，医院排队约号的患
儿已经到了3月底。”

注射诺西那生钠时需要从腰
部脊椎间刺入，为了精准注射，孩
子会被固定在手术床上。这个过
程绝大多数的孩子都会害怕，多
多也不例外。尤其是第一次打针，
因为恐惧，在注射之前多多就吓
得大哭——— 即便如此，他也从来
没有说过“我不打针了”这种话。

“今天早上多多还跟我说，
以后他有了力气，他负责去接妹
妹放学，让我在家做饭就行，他
会把妹妹接回家一起吃饭。”王
敏说，她跟多多，都等着这一天。

（应受访者要求，本文采访对象
均为化名）

齐鲁晚报·齐鲁壹点
记者 王倩 赵卓琪
实习生 姜睿 范若丹

盼望着，盼望着，春天来了。2
月中旬，齐鲁晚报·齐鲁壹点联合
阿里巴巴天天正能量发起的

“2022·春天的约定”主题公益活
动正式开启。很多爱心人士报名，
希望作为志愿者陪伴孤寡老人、

失独老人以及行动不便人群共同
出游，共沐春风。这其中有不少经
验丰富的志愿者，大家对于这次
公益出游充满了期待。

“作为齐鲁晚报·齐鲁壹点推
荐的正能量合伙人，我第一个报
名，我要带着孤寡老人一起出门
走走，让他们也开心开心。”齐亚
珍在看到活动启动的消息之后，
第一时间联系到齐鲁晚报·齐鲁
壹点记者，她表示，还将作为本次
活动的组织人员，邀约孤寡老人。

齐亚珍给记者讲了一位孤寡
老人的例子。据她介绍，这是她常
年关注的一位孤寡老人，因为身
边没有亲人，老人出行半径很小，

最远的地方是到离家3公里外的
泉城广场，平时大部分时间就是
在小区内溜达，“几年前的重阳
节，我带老人去华山公园游玩，老
人太开心了，当天穿上了一件只
有过节才穿的新衣服，一整天也
是笑个不停。”齐亚珍介绍，虽然
之后也想过带老人出门游玩，但
受很多条件的限制没有成行，“她
如果知道这个消息，肯定开心。”

春风十里，不及内心温暖的
你。本次“2022·春天的约定”主题
公益活动中，在山东区域内活动
形式为“一起去春游”，公益活动
主要面向两个群体，一是社会爱
心人士及志愿者等，二是孤寡老

人、失独老人以及其他行动不便
的特殊人群（可不局限于老人群
体）。待到春暖花开的时候，由爱
心人士及志愿者陪伴行动不便的
特殊人群一起走出家门，踏青赏
春，共沐春风。

齐鲁晚报·齐鲁壹点作为
“2022·春天的约定”在山东的
联合倡议发起媒体，壹点公益将
全权负责本次公益行动的组织
执行和宣传报道。即日起我们继
续征集有需要的孤寡老人、失独
老人以及行动不便的特殊人群，
同步招募爱心人士和志愿者担
任此次行动“正能量体验官”，和
我们一起“为爱出游”。活动具体

实施时间为3月中下旬，具体日
期和行程安排，请关注后续报
道。

目前，活动报名通道已经开
启，如果您有意向参与“2022·春
天的约定——— 我们一起去春游”
活动，可拨打热线电话0531—
85193041咨询，您可以作为志愿
者报名参加，也可以推荐有需要
的特殊群体。

快来报名，带着爱心一起踏青赏春
齐鲁晚报·齐鲁壹点联合阿里巴巴天天正能量共同发起，助力特殊群体公益出游

天价救命药进医保让罕见病患儿打得起针，打完针的孩子有了力气

希望成真后 看到新希望
1、2、3、4……40！
摁下秒表，马飞有点想哭——— 儿子小石头四点支撑可以坚持到40秒，这意味着康复有了新的效果。
小石头患有罕见病脊髓性肌萎缩症（SMA）。罕见病又称“孤儿病”，指那些发病率极低的疾病。每年2

月最后一天是“国际罕见病日”，今年2月28日是第十五个“国际罕见病日”。我们在这个特殊的日子走近小石
头这样的罕见病患儿，来看一下是什么让罕见病患儿及其家庭充满希望。

多多多多在在进进行行康康复复治治疗疗。。
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