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随着鼓励政策不断出台，
一些本土企业开始涉足罕见
病领域，进入早期探索阶段。

2021年11月19日，葛兰
素史克的美泊利珠单抗获批
在中国上市，作为首个用于治
疗嗜酸性肉芽肿性多血管炎
的靶向药物，吸引国内企业关
注，迈博药业、正大天晴均在
布局美泊利单抗生物类似药。

来自病痛挑战基金会的
统计数据显示，从2018年5月
第一批罕见病目录发布至今，
共有34款罕见病药物获批上
市，罕见病药物上市提速。尤
其是2021年，获批的罕见病
药物多达11种。

从获批情况来看，罕见病
药物主要还是依靠海外引
进。“大部分中国药企还处于
对罕见病药物的引进和仿制
阶段，这块市场的需求远未被
满足。”智慧芽生物医药数据
总监裴立东表示，新药研发周

期长，罕见病药物市场相对较
小且处于孕育期，国内资本更
多的是追逐热度，因此罕见病
药物研发没有成为资本关注
的主流。“如果政策引导再给
资本一些信心，可能会给整个
中国罕见病市场带来一定影
响。”裴立东说。

值得注意的是，我国已出
现专注罕见病药物开发及商
业化企业。走在最前沿的北
海康成拥有巨大市场潜力药
物资产组成的全面管线，针对
部分最普遍的罕见病和罕见
肿瘤适应症，包括三个上市产
品、四个处于临床阶段的候选
药物等。

弗若斯特沙利文预计，中
国罕见病药物市场将由2020
年的 13 亿美元增至 2030 年
的259亿美元。未来，中国一
定要在基础科研、药物研发上
占有一席之地。

（新京）

一位罕见病患者的一位罕见病患者的
““再见再见””与与““遇见遇见””

每年2月的最后一天为“国际罕见病日”。
据新华社报道，全球已知的罕见病有

7000多种。我国有2000多万罕见病患者，每
年新增患者超20万。确诊难、治疗方法少、可
用药品少等难题交织，让这个日益庞大的群体
身陷困境。121种罕见病被纳入第一批罕见病
目录、60余种罕见病用药获批上市、40余种罕
见病用药被纳入国家医保药品目录……近年
来，我国推进罕见病群体的医疗保障工作从未
歇步。随着鼓励政策不断出台，一些本土企业
开始涉足罕见病领域，甚至出现专注罕见病药
物开发及商业化企业，罕见病药物上市提速。

“患病这件事，是我人
生中要跨过的一道坎儿，
是命运给我的一个测试，
熬过去就好了，所以我决
定要干点有意义的事儿。”
遭遇生活的“暴击”后，艾力
亚尔·艾克排尔决定，和“糟
糕”的过去说再见。

生活的转折点出现在
2019年的杭州病友会。在
接触罕见病公益组织——
蔻德罕见病中心后，艾力亚
尔·艾克排尔有个想法，把
中心正在做的事情带回到
新疆，让新疆的罕见病患者
也能得到关爱，让新疆的民
众了解罕见病。

给蔻德罕见病中心投
过几次简历后，2021年7月，
艾力亚尔·艾克排尔正式入
职，成为患者社群支持部的
项目专员，服务和孵化患者
组织。他把自己定义为“学

习者”的角色，不断地学习罕
见病知识和公益知识。

从新疆到北京，生活变
得完全不一样了。没有大房
子住，生活起居不再有人照
顾。为出行方便，用电动车
代步。刚到北京的那段时
间，艾力亚尔·艾克排尔的
内心也曾有过挣扎，“回去
做点生意，凑合过一辈子
算了。”2021年10月，当他
接手要孵化的第一个患者
组织——假性软骨发育不
全症患者组织后，一切都
变了。

“身为患者，我了解患
者的心理，却从未想到过去
了解患者家属的心理，直到
在现场了解到那些家属们
这么多年来坚持带孩子看
病的心路历程。”那天，艾力
亚尔·艾克排尔思考良久，
内心蹦出了一个想法：自己

已经23岁了，可能等不到基
因治疗药物了。但还有这
么多年幼的孩子，他们再过
一二十年才到自己这个年
龄，还有机会等。虽然不能
为自己做点什么，但可以为
他们做点什么。这也成为
艾力亚尔·艾克排尔坚持到
现在的信念。

现在的艾力亚尔·艾克
排尔开始看书充实自己，思
考能为罕见病群体做些什
么，策划些什么，能给他们
带来哪些帮助。“虽然生活
水平差点儿，但我的精神
是满足的。听到患者和家
属的感谢和认可，感觉比
赚了几百万还舒服。”艾力
亚尔·艾克排尔的圈子也
发生了变化，他结交了很
多公益圈的朋友、医学专
家、媒体朋友……大家都
在为罕见病群体而努力。

药物
研发

昨日，蔻德罕见病中心发起的“蜗牛快跑”罕见病公益跑全民公
益赛事再次启动。在主题为“热爱”的赛事宣传片中，三名罕见病患
者身背“重重的壳”，却依旧努力奔跑、追梦。参与拍摄的维吾尔族
小伙艾力亚尔·艾克排尔，便是其中一员。

艾力亚尔·艾克排尔是面肩肱型肌营养不良患者，目前尚无特
效治疗药物。他加入蔻德罕见病中心，成为一名帮助罕见病患者群
体的公益人。“能为罕见病病友做点什么，就特别有意义。”

2019年，在新疆乌鲁
木齐做实习辅警的艾力亚
尔·艾克排尔发现胳膊使
不上劲儿，这种无力感不
断向腰部、腿部蔓延。那
年 9月，他在北京协和医
院被确诊为面肩肱型肌营
养不良，这是一种尚无特
效治疗药物的罕见病。“只
能随缘了，看它怎么发展，
我再去接受。”艾力亚尔·
艾克排尔坦言，到现在都
无法克服对疾病后期发展
的恐惧，不敢想象自己丧
失运动能力后的日子。

2021 年 1月，他接到
母亲的电话，说父亲住院
了，肝硬化，怀疑肝部有恶
性肿瘤，可能只有三个月

生存期。那时，他的脑海
中一直在重复一个问题：

“今后能承担起这个家庭
的责任吗？”

艾力亚尔·艾克排尔
说自己以前的生活观念很

“糟糕”，一直认为只要父
亲在，什么都不怕。那时
候赚上一两个月钱就跑出
玩儿，再赚点钱再继续玩
儿。如今回想，那样的生活
没有意义。在父亲生病后
的近半年时间里，艾力亚
尔·艾克排尔“长大”了，一
个人的时候会哭，恨自己以
前的不争气，告诉自己要撑
起这个家。幸运的是，父亲
的病不是恶性肿瘤，经过六
个月的危险期后，病情已有

所好转。
拍摄“蜗牛快跑”赛事

公益宣传片时，甩书的那幕
场景，艾力亚尔·艾克排尔
拍了很多遍。一次次被甩
出去的那本杂志，就如同
自己不得不放弃的兴趣爱
好和曾经的美好，脑海中
不断浮现的，是自己无法
估量的未来。“最后一次甩
书，我也差点哭了，如果真
的丧失活动能力，爱好什
么的都是浮云，我不敢想
象真的沦落到无法自理需
要人照顾的时候。”再次聊
起拍摄的那一幕，他依然
有些难受。

“无药可用”是大多数罕见病患者的常态。智慧芽数据显
示，全球7000多种罕见病，有药可治的比例不足10%。中国第
一批罕见病目录中的121种罕见病，只有58种在我国有治疗
药物。业内人士表示，本土药企对罕见病药物的研发以仿制药
为主，创新药研发并不积极，投入大、商业回报少是原因之一。
如何推动中国罕见病创新药研发，让患者有药可用，是摆在
相关部门、本土药企、罕见病公益组织面前的共同问题。

自2018年 5月第一批罕
见病目录发布以来，从罕见病
诊疗到药物研发及上市、医疗
保障等多方面的政策都是围绕
目录展开。

2021年12月召开的罕见
病大会发布数据显示，我国已
有60多种罕见病药物获批上
市，40多种被纳入国家医保目
录，涉及25种疾病。通过对罕
见病药品的谈判准入，大幅度
降低罕见病用药的价格，让有
药可用的罕见病患者用得起
药。

为加快罕见病治疗药品等
临床急需境外新药在中国上
市，国家药监局、国家卫健委联

合印发《关于临床急需境外新
药审评审批相关事宜的公告》，
对罕见病治疗药品等临床急需
境外新药建立专门通道进行审
评审批，对列入专门通道的罕
见病治疗药品在 3个月内审
结。2018年11月开始相继发
布的三批临床急需境外新药名
单中，涉及34款罕见病药物，
超过遴选药物总量的50%。

2020年，新修订的《药品
注册管理办法》明确，将具有明
显临床价值的防治罕见病的创
新药和改良型新药纳入优先审
评审批程序，对于临床急需的
境外已上市境内未上市的罕见
病药品在70日内审结。

和糟糕的过去说再见

遇见充满意义的未来

60多种罕见病药物国内获批

国内已出现专注罕见病领域药企

上图：：观众观看一场罕见病公益画展观众观看一场罕见病公益画展。。
展品是来自展品是来自77名罕见病患儿的名罕见病患儿的1212幅画作幅画作。。

左图：多个科室的专家为先天性肌营养不良
患者展开联合义诊。


