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患者：药价难以接受
药企：定价相对最低

血友病是一种隐形遗传性罕见病，
患者由于体内缺乏凝血因子导致凝血障
碍，需终身用药。按照缺乏的凝血因子不
同，血友病分为A型、B型和C型，其中A型

（凝血因子Ⅷ缺乏）占比约80%-85%。
艾美赛珠单抗是罗氏制药的一款

创新药，于2018年12月在我国正式获批
上市，是目前国内上市的唯一一款适用
于血友病A抗体患者的预防治疗药物，
可显著降低A型抗体患者的出血事件。

这封公开信出自公益组织——— 北
京血友之家罕见病关爱中心（简称血友
之家）。血友之家会长关涛在接受采访
时表示，一名体重60公斤的成年血友病
患者，使用艾美赛珠单抗，一年的药费
大约是130万元；即便是体重较轻的儿
童患者，一年也至少需要60多万元。

“这个价格对绝大多数患者而言，是
无法承受的。”关涛说，“之所以写这封公
开信，是希望罗氏制药可以做出更多实质
性的让步，推动艾美赛珠单抗降价。”

不过，罗氏制药相关工作人员称，
“就这款药的价格而言，不是罗氏一方
努力就能实现降价。”

这位工作人员表示，自艾美赛珠单
抗在中国上市以来，这两年公司每年都
会递交申请国家医保目录的材料，但实
际上，连谈判环节都没进去。他说，从全
球范围来看，艾美赛珠单抗在中国的定
价一直处于最低水平，比韩国、日本的
价格都要低。

即便是小剂量使用
一年药费也近40万元

“妈妈，我是不是要死了？”
“你好好吃饭不会死的。以前没药

都没死，现在有药了，更不会死的。”
这是发生在宋曼和儿子小江之间

的一段日常对话。宋曼说，自从2020年
病情加重后，小江经常这样问她。

宋曼家住广东普宁市，儿子小江是
一名血友病A型患者，今年10岁。小江出生
七八个月时，被查出患上血友病，多年来，
疾病的阴霾一直笼罩着这家人。

血友病患者终身具有轻微创伤后
出血不止，甚至自发性出血倾向，临床
主要表现为关节、肌肉、脏器的自发性
出血，缺乏治疗可导致慢性和致残性的
关节疾病，若出血点涉及脑部或其他主
要脏器，短时间内即可导致不可逆的身
体损伤，甚至危及生命。

该病的发病率约为万分之一。以此
估算，中国约有14万血友病患者，绝大
部分为男性。其中，作为“罕见病中的罕
见病”，抗体患者通常在10次治疗（即输
入因子制剂）后就会出现，且90%发生
在5岁以下的儿童。

“孩子刚被诊断为血友病的时候，
普宁的医院没有条件注射凝血因子，只
能输血浆。后来有了凝血因子，打一针
就能止血，当时真的很开心。”宋曼说，

但是这种情况并没有维持多久。
2017年，小江不小心摔倒，下巴不

停流血，去医院缝了3次针，当时单靠凝
血因子已无法止血。医生给出的诊断
是，小江已经产生了抗体。这意味着，凝
血因子对他正在失去疗效。

长期以来，抗体患者通常需进行大
剂量凝血因子Ⅷ输注的耐受治疗，一旦
耐受治疗失败或治疗期间发生创伤或
自发性出血，只能采用凝血酶原复合物

（健康人新鲜血浆分离提取，为含凝血因
子Ⅱ、Ⅶ、Ⅸ等的混合制剂）或重组人凝血
因子Ⅶa进行治疗，前者止血效果较差，后
者止血效果虽好，但半衰期（反映药物在
体内消除速度的快慢）仅3小时，且价格昂
贵，仅可作为抗体患者的按需治疗药物
使用，无法实现预防治疗。

小江也曾尝试过理疗、耐受治疗、
频繁注射凝血因子等方法，但效果都不
理想。在这样的情形下，今年3月份，他
开始尝试使用艾美赛珠单抗。

“2020年医生就曾建议给孩子用这
款药，但价格太贵了，现在也只是小剂
量（30mg/每次）使用。”宋曼说。

即便是小剂量，一周一次，一个月4
次，一个月的开销也需要3 . 24万元，一
年就是38 . 88万元。

因为剂量不够，控制出血的程度并
未达到预期。“艾美赛珠单抗不降价，不
进医保，想要用大剂量，简直是奢望。”宋
曼说，家里实在拿不出钱去买更多的药，
只能眼睁睁看着孩子在生死边缘挣扎。

像小江这样的血友病A抗体患者不
在少数。仅血友之家App用户大约就有
1000人，真实数据应远大于这一数量。

税收上的优惠政策
能否让患者享受到

今年1月1日，美国渤健公司“70万
元一针”、治疗罕见病脊髓性肌萎缩症

（SMA）的药物诺西那生钠注射液正式被
纳入国家医保，“灵魂砍价”一度刷屏。

作为全球首个SMA精准靶向治疗
药物，诺西那生钠注射液于2019年2月
在国内获批上市，上市之初价格昂贵。
不过，诺西那生钠注射液最终以33000
元/支的价格，成功通过医保谈判，进入
新版医保目录，降价幅度高达95%。

同样作为罕见病用药，诺西那生钠注
射液被纳入医保的消息，让血友病患者看
到了希望，但艾美赛珠单抗何时能被纳入
医保，实现大幅降价，仍是个未知数。

2021年国家医保谈判药品基金测
算专家组组长郑杰曾表示，按照限定的
支付范围，目前国家医保目录内所有药
品年治疗费用均未超过30万元。

艾美赛珠单抗最初由罗氏制药旗
下的日本中外制药株式会社发现。2017年
11月，艾美赛珠单抗获得美国食品药品监
督管理局（FDA）批准。2018年11月在中国
获批进口，用于存在凝血因子Ⅷ抑制物的
A型血友病患者的常规预防性治疗，以防
止出血或降低出血发生的频率。

艾美赛珠单抗是近年来FDA批准
的首个用于治疗体内含有Ⅷ因子抑制

物的A型血友病新药，也是目前国内获
批上市的唯一一款适用于血友病A抗
体患者的预防治疗药物。因为半衰期
长、药物含量恒定且适用于抗体患者，
这款药改变了抗体患者无预防性药物
的治疗现状。

“这是一款能让患者有‘治愈感’的
药。”关涛说。

然而，高昂的药价却让抗体患者
“有药难及”。

作为终身使用药物，艾美赛珠单抗
的用量与患者体重直接挂钩，标准用量
为1 . 5毫克/周/公斤，按照销售价格
8100元/30毫克的定价计算，患者年治
疗费用约为2万元/公斤。

艾美赛珠单抗在国内上市三年以
来，从未调整过售价。“对患者来说，最
绝望的是有药难及。”关涛说，这种绝望
的状态，不知会持续到什么时候。

就公开信一事，罗氏制药中国相关部
门曾给出了回应。他们认为，价格确实是
制约很多罕见病患者获得亟需治疗的重
要原因之一，但高价值药品在挂网和进院
方面的阻力，以及院外药房输注后的报销
问题等因素都制约着患者对药物的可及
性。这些工作都不是一家企业、一个组织，
或一个疾病领域可以解决的。

罗氏方面强调，综合考虑到中国的
经济发展水平、患者的经济承受能力，
以及药物本身价值和后续研发的可持
续性，艾美赛珠单抗的价格在中国一直
处于低位。

罗氏制药称，正争取通过城市普惠
型商业保险等多种渠道为血友病患者
减轻经济负担。另外，罗氏制药中国与
中国红十字基金会共同启动了珍罕关
爱基金，将给予家庭困难的A型血友病
患者现金补助。

关涛也是罗氏制药血友病援助项
目的专家组成员。他透露，就珍罕关爱
基金而言，罗氏制药添加了许多限制条
件，比如1年的额度限制是100万元，半
年只有50万元。这意味着，这种援助项
目，一个患者5万元，只够10个患者用半
年，只能是杯水车薪。

值得一提的是，国家财政部、海关
总署、税务总局、药监局于2019年2月20
日联合发布《关于罕见病药品增值税政
策的通知》（财税〔2019〕24号），规定自
2019年3月1日起，对进口罕见病药品征
收的进口环节增值税税率由原来的
13%降为3%，降税幅度高达10%。

“这降低的10%的进口环节增值
税税率，能否体现在药价的降低上？”
关涛提出，能理解企业的难处，但企
业也应该看到患者的难处，起码可以
把国家税收上的优惠政策真正让患者
享受到。

从全球范围来看，艾美赛珠单抗上
市后很畅销。据罗氏财报显示，2019—
2021年，艾美赛珠单抗的全球销售额分
别为13 . 8亿瑞士法郎（约合94亿元人民
币）、21 . 9亿瑞士法郎（约合149 . 25亿元
人民币）、3 0 . 2 2亿瑞士法郎（约合
205 . 95亿元人民币）。这些销售收入的
主要贡献来自美国、欧洲、日本等地区。

罕见病公益组织“喊话”跨国药企

“血友病A”特效药的价格困局

葛延伸阅读

事实上，即便解
决了药费问题，血友
病患者也有可能因
为买不到药而无法
及时用药。

前述公开信指
出，自2018年12月艾
美赛珠单抗在国内
上市以来，全国范围
内，罗氏制药中国仅
委托上药云健康益
药药房（上海）有限
公司独家经销，在推
动药品进药店、进医
院等方面几无举措。
这直接导致国内仅
个别顶尖医院知晓
该药品，欠发达地区
患者仍处在“无药可
医”的境地。

即便是已经开
始用药的患者，也时
刻面临着药品供应
不及时，甚至出现购
买到临期药品的情
况，患者的用药需求
和用药安全均难以
得到充分保障。

“目前全国只有
上海这家药店，能凭
处方现场买到艾美
赛珠单抗，其他地方
的患者如果需要购
买，要先挂号去医
院，让医生开具处
方，然后这家药店才能进行配送。”关涛
说。

不过，据前述罗氏制药工作人员介
绍，很多时候不是他们不愿意让药品进
医院，而是很多医院在选择药品进院
时，会有很多考量，例如药品存储时间、
患者人数多少等因素。这是很多罕见病
药品面临的一个共同问题。

在关涛看来，这个群体人数本身就
不算多，药品向一些基层城市下沉的过
程，所耗的成本也高，从企业角度看不
太经济。对血友病患者群体而言，他们
自身的社会影响力和关注度就很小，很
多时候没有更多渠道和途径去发声，导
致他们的诉求很难被考虑和采纳。

血友之家在公开信中提到，由于耐
受治疗费用高昂，抗体患者常以忍痛和
少用药甚至不用药为荣。儿童患者因常
年出血而被迫休学、退学，患者因病致
残、丧失劳动力，患儿家庭债台高筑、父
母离异，甚至弃养等悲剧普遍存在。

虽然大部分时间躺在床上，但只要
小江身体好一些，宋曼就会背着他接送
上下学。“为了看病，他上课总是时断时
续，现在已经10岁了。我担心他整天在家
里会抑郁，到时候还要再去看心理医
生，更麻烦。”宋曼坦言，不奢望儿子将
来能考上大学，只想让他多识些字。

“如果将来艾美赛珠单抗能降价，
能进医保，像小江这样的孩子就有可能
有学上、有书读，能过上普通孩子的生
活。”她说。 （文中宋曼为化名）

本版稿件据中国新闻周刊
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最近，一封名为《比
“无药可医”更令人绝望
的是“有药难及”》的公
开信，把血友病患者用
药难的现实困境，带入
了公众视野。

信中指出，跨国药
企罗氏制药的艾美赛珠
单抗注射液（商品名“舒
友立乐”）在中国上市三
年多来，销售价格居高
不下，大量患者只能“望
药兴叹”。
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