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英国罕见病用药纳入报销体系的主要途径及对我国的启示

袁 妮1,2,田婷婷2,张海军2,王 勇1∗

( 1中国药科大学国际医药商学院,南京 211198;2大连医科大学公共卫生学院,大连 116044)

摘 要 为我国建立合理且多元化的罕见病用药纳入报销体系制度提供经验及启示,本研究通过查阅英国国家卫生与临

床优化研究所(National Institute for Health and Care Excellence,NICE)与英国国民健康保障体系(National Health Service,
NHS)官网,收集英国有关罕见病用药纳入报销体系的资料,归纳并分析相关文献,对罕见病患者药品的可及性进行理论研

究。 在 NHS体系中,英国罕见病用药纳入报销体系主要可以通过 7 种途径:由 NICE 负责评估的 3 种途径(多技术评估

MTA、单一技术评估 STA、高度专业化技术评估 HST)与 NHS直接管理的 4 种途径(专项购买服务、肿瘤药物基金 CDF、个人

资金申请 IFRs、对缺乏临床数据项目的评估购买计划 CtE)。 通过分析英国罕见病用药纳入报销体系的 7 种主要途径及英

国在实施多种纳入报销途径中出现的问题,对我国罕见病用药的报销制度的建立有一定借鉴意义。
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Abstract In order to provide enlightening experience for the establishment of reasonable and diversified orphan
drugs into the reimbursement system in China, the official websites of the National Institute for Health and Care
Excellence ( NICE) and the National Health Service ( NHS) in the UK were inspected, collecting and summari-
zing the relevant documents, on the inclusion of orphan drugs into the reimbursement system． Relevant literatures
were analyzed with theoretical studies on the accessibility of medicines for patients with rare diseases． In the NHS
system, the inclusion of orphan drugs into the reimbursement system in the UK can be achieved mainly through
seven routes, with three routes that are evaluated by NICE ( MTA, STA and HST) and four are directly managed
by the NHS ( specialized commissioning, CDF, IFRs, CtE) ． Through the analysis of the inclusion of orphan drugs
into the reimbursement system and the various problems in the UK, we have found some enlightening experience
for the establishment of the reimbursement system for orphan drugs in China．
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  药品是指用于预防、治疗、诊断人的疾病,有目

的地调节人的生理功能并规定有适应证或功能与

主治、用法和用量的物质,它既是一种治病救人的

重要物质,也是一种与人生命相关联的必需品。 与
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普通药品相比,罕见病用药由于其市场需求小和商

业投资价值率低等原因,使得在市场机制的条件

下,罕见病患者的健康需求与罕见病药品的有效供

给之间存在严重的缺口。 我国目前的药品供给政

策体系总体上是基于常见病药品来设计的,还未出

台专门的罕见病药品供应政策体系[1]。 对于我国

罕见病患者来讲,一方面由于药品注册审批制度本

身的期限要求以及国际制药企业战略发展的布局,
很难及时获得最新研制的罕见病用药;另一方面即

使已经完成审批程序,进入中国市场,但由于其高

昂的治疗费用价格,也使得很多罕见病患者无力

负担。
目前,我国罕见病患者获得罕见病用药的渠道

比较少,除了少数药品纳入国家基本医疗保险药品

保险目录由医保支付以外,还包括各省的大病医保

保险以及国家 2017 年刚实施的临床急需药品的管

理办法等渠道来减少患者的经济负担,但总体上,
我国罕见病患者能够通过较低的支付水平获得药

品的渠道有限,覆盖面窄,很多罕见病患者还处于

缺医少药的状态。 因此,应在我国应建立针对罕见

病用药的多元化报销途径制度,以切实解决罕见病

用药可及性的问题。
在国际医疗保障体系中,英国的体系是比较完

善且具有借鉴作用的国家[2],本文试图从患者的

角度来分析英国如何解决罕见病用药可及性问题,
梳理英国罕见病用药纳入报销体系的 7 种主要途

径,借鉴其先进经验、拓宽思路,以期为完善我国罕

见病用药纳入报销体系提供建议对策。

1 英国罕见病用药纳入报销体系的主要途径

目前,在英国国民健康保障体系 ( National
Health Service,NHS)体系的保障下,英国罕见病用

药主要可以通过 NICE推荐、一般资助、特殊资助 3
种报销途径进行报销,而药品可以通过 7 种途径被

纳入 3 种报销体系。 这些罕见病用药纳入报销途

径由英国国家卫生与临床优化研究所 ( National
Institute for Health and Care Excellence,NICE)或英

格兰 NHS负责管理。 具体纳入途径见表 1 与图 1。

表 1 英国罕见病用药纳入报销体系的主要途径及其特点

途 径 分属体系 主要特点

多技术评估(Multiple Technology Appraisal, MTA) NICE 严谨、耗时长

单一技术评估(Single Technology Appraisal,STA) NICE 相对耗时短

高度专业化技术评估(Highly Specialized Technology,HST) NICE 只适用超罕见病用药

专项购买服务(Specialized Commissioning) 英格兰 NHS 由专业医疗服务购买团队直接负责,统筹规划

肿瘤药物基金(Cancer Drugs Fund,CDF) 英格兰 NHS 适用于新型抗肿瘤药物

个人资金申请(Individual Funding Requests,IFRs) 英格兰 NHS 针对患有具有极大个体差异性疾病的患者

对缺乏临床数据项目的评估购买计划(Commissioning through
Evaluation,CtE)

英格兰 NHS 针对非常规治疗;有收集罕见病临床数据的目的

  从图 1 可以看出,英国罕见病用药纳入报销体

系的主要途径可以分为两类:一类为通过由 NICE
负责的卫生技术评估推荐,进而纳入 NHS;另一类

是由 NHS负责的其他纳入报销途径。 本文将分别

介绍这两大类纳入报销途径。

2 通过 NICE评估推荐的 3 种罕见病用药纳入报

销途径

2． 1 多技术评估 MTA
NICE 自 1999 年建立起,一直在运用多技术

评估进行卫生技术评估,并于 2000 年出版第一

部评估指南,由于其评估过程方法的严谨性,目
前为 NICE 运用最多的卫生评估技术。 多技术评

估主要包括选题、顾问提交证据、独立评估、咨询、

第一次委员会会议、对初步意见进行审查、第二次

委员会会议、上诉、形成指南等步骤,总计耗时大约

52 周[3]。 NICE会在最终的指南中给出推荐意见,
意见主要分为 4 类:推荐使用(Recommended)、限
制性 使 用 ( Optimised )、 仅 限 于 研 究 ( Only in
Research )以及不推荐(Not Recommended)。 其中

需要特别说明的是,就肿瘤药物而言,NICE 的推荐

意见仅为 3 种,即推荐使用(Recommended),不推

荐 ( Not Recommended ), 推 荐 至 肿 瘤 药 物 基

金 CDF[4]。
多技术评估可评估包含不止一种卫生技术或

者是一种卫生技术的多种适应证,并可针对不同的

技术或适应证给出不同的意见。 由于罕见病用药

适应证单一、罕见病患者异质性大且市场对罕见病
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用药的紧迫需求等特点,NICE 在对罕见病用药进

行评估时,并不常用多技术评估。 据统计,2000 年

至 2016 年,NICE 评估的 53 种罕见病用药仅有两

种罕见病用药拥有多种适应证,适用于多技术评

估。 如 2017 年 6 月,NICE 对依维莫司 ( everoli-
mus,一种可以用于治疗进展性疾病患者的不可切

除或转移性神经内分泌肿瘤、肾细胞癌以及乳腺癌

等多种肿瘤疾病的罕见病用药)运用多技术评估

进行评估。 通过 NICE 从临床效果和成本效益两

个方面的评估,最终由于依维莫司具有良好的成本

效益,每增加一个 QALY 的成本低于 2 万英镑,因
此依维莫司被推荐使用[5]。

图 1 英国罕见病用药纳入报销体系的主要途径

注:蓝色部分为 NICE负责评估的部分,对于评估结果为推荐的直接进入 NHS体系;红色部分由 NHS直接负责审批

2． 2 单一卫生技术评估 STA
2006 年,NICE在英国国会众议院卫生委员会

的建议下,新增了一种相对于多技术评估更加简便

高效的卫生评估技术即单一卫生技术评估 STA。
截止至 2018 年 3 月,NICE 的官网显示在 NICE 评

估的 770 项技术中,运用单一卫生技术评估总共评

估 329 项卫生技术,占比 42． 7% ,并且肿瘤药物、
罕见病用药等急需药物多运用单一卫生技术评

估[6]。 单一卫生技术评估的主要步骤包括:选题、
企业提交证据、证据审查、委员会会议、初步建议咨

询、委员会讨论并提出修改意见、最终指南、上诉、
出版指南等[7]。 相对于多技术评估,单一卫生技

术评估只总计耗时 34 周,大大提高了技术评估的

效率,并且其只适用于单项卫生技术或一项卫生技

术的单一适应证,因此在 NICE 对罕见病用药进行

评估的方法选择中较为常用。 如:艾 曲 波 帕

(eltrombopag),一种用于治疗慢性免疫(特发性)血
小板减少性紫癜的罕见病用药。 NICE于 2013 年对

艾曲波帕运用单一卫生技术评估进行评估,将其与

罗米司亭(romiplostim)进行对照研究,严格收集多

中心随机对照试验证据,最终推荐意见为推荐[8]。
2． 3 高度专业化技术评估 HST

2013 年 5 月,NHS 正式将高度专业化技术评

估移交给 NICE,2015 年 1 月,NICE 出版了第一部

HST指南,截至目前,NICE共对 7 种药物进行了高

度专业化技术评估,并出版相应的指南。 NICE 的

高度专业化技术评估目前只用于最新的治疗超罕

见病(发病概率小于 1∶ 50 000)的超罕见病用药评

估,并且相较于多技术评估与单一卫生技术评估,
高度专业化技术评估过程中的支付意愿阈值调整
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为获得每个 QALY花费 10 万英镑为最高。 高度专

业化技术评估主要包括选题、顾问与咨询者的确

定、企业提交证据、证据审查小组 ERG 审查证据、
委员会会议、形成最终评估报告、上诉、发布指南等

步骤,总计一般耗时为 27 周,最快可以在 17 周之

内完成[9]。
NICE对超罕见病用药进行高度专业化技术评

估,使少部分特殊人群受益,但同时由于 NICE 每

年最多只对 3 种超罕见病用药进行评估,且许多临

床标准不明确、评估过程未得到完全公开,高度专

业化技术评估的公平性在英国也饱受质疑。 例如:
伊伐卡托( ivacaftor)为一种已经开发的可以用于

治疗大约 5%的具有特定基因突变的囊性纤维化

患者的药物。 但是由于按照 NICE 的现行标准并

不认为由企业提交的对照组患者证据与实验组患

者证据在临床上有显著差异,且囊性纤维化(CF)
患者在英国的人数超过 1 万人,因此该药物不能通

过 HST计划进行评估。

3 通过英格兰 NHS 资助的 4 种罕见病用药纳入

报销途径

3． 1 专项购买服务

专项购买服务是指支持一系列罕见和复杂的

临床疾病的卫生服务的资金项目。 NHS 针对

NICE评估推荐的卫生服务数量有限以及审批时间

较长等缺点,而实施的一系列专项服务。 专项购买

服务通常是为患有罕见肿瘤,遗传性疾病或需要复

杂的医疗或手术条件的患者提供的治疗。 判断某

项卫生服务是否可以进入该项主要由以下 4 个因

素所决定:①需要该项卫生服务的人数;②提供该

项卫生服务的医疗成本;③能够提供该项卫生服务

的人数;④考虑如果临床组织机构需要自行安排提

供服务或设施,会对 NHS产生的财务影响[10]。
截至目前,由 NHS 直接负责的专项购买服务

共 146 项,一般涉及化疗、放疗等卫生技术及特殊

类型的药品。 专项购买服务必须由具有相关专项

技能和丰富经验的医生、护士和其他保健专业人员

组成的专家团队提供,所以并不是所有地方医院都

能提供的,具有特殊性。 与大多数由当地自行规划

和负责的医疗保健项目不同,专项服务的购买必须

由 NHS在全国和地区下属的 10 个专业医疗服务

购买团队(Specialized commissioning team)直接负

责,进行统筹规划。
由于每年经 NICE 评估推荐的罕见病用药数

量有限,NHS 对罕见病用药的专项购买服务就发

挥了关键的作用,受到罕见病患者的广泛支持,也
几乎被视为获得罕见病用药的首选报销途径[11]。
如 Strensiq是用于治疗低磷酸酯酶症(一种罕见的

遗传性骨病)的药物,它就是通过此专项购买服务

提供给罕见病患者的。 但与此同时,专业购买服务

也成为 NHS体系中费用增长最迅速的项目,给英

国医疗体系带来巨大的经济压力,以 2017 年为例,
专项购买服务在整个 NHS体系中的预算已经高达

166 亿英镑[10]。 另外,需要注意的是,专业购买服

务并非一个单一的工作流程,而是一系列项目集

合,以下介绍的对缺乏临床数据项目的评估购买计

划 CtE也是其中包含的项目之一。
3． 2 肿瘤药物基金(CDF)

2011 年 4 月,英国卫生部正式成立肿瘤药物

基金(CDF),旨在为那些被 NICE 拒绝或正接受评

估的新型抗肿瘤药物提供资金支持,并由 NHS 对

其进行运行管理和预算控制。 2016 年,英国卫生

部对肿瘤药物评估程序进行修改,CDF 也相应地

进行调整,最终实现了与 NICE、制药企业等组织的

密切合作。 新 CDF基金模式具有清晰的准入和退

出标准,主要包括 6 个主要步骤[12],具体步骤见

图 2。

图 2 肿瘤药物基金(CDF)流程图
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CDF 通 过 药 品 准 入 管 理 ( managed access
arrangement)为肿瘤患者提供有治疗前景的抗肿瘤

药物,并可进一步收集临床证据以解决药物的临床

不确定性,同时为所有 NICE 新推荐的抗肿瘤药物

提供临时基金资助,使患者较之前可提前几个月获

得所需的抗肿瘤药。
CDF由于其对药物的快速反应性受到肿瘤患

者的广泛支持,也有较多的罕见肿瘤患者从中受

益。 自 2016 年改革以来,已有 7 种罕用肿瘤药物

经由 CDF评估准入 NHS报销[13]。 例如,卡博替尼

(cabozantinib),一种用于治疗成人晚期肾细胞癌

的罕见病用药。 2016 年 2 月,企业提交申请,同年

7 月由人用药委员会宣布卡博替尼准入 CDF,同时

提供给相应患者,并由 NICE、英国卫生组织和药企

对其进行一对一评估,于 2017 年 8 月发布最终指

南,11 月卡博替尼正式退出 CDF,进入 NHS 的常

规报销药物行列中[14]。
3． 3 个人基金请求( IFRs)

2013 年 4 月,针对一些患有个体差异性极大

罕见病的患者,NHS 出台了个人基金申请( IFRs)
的相关政策及实施指南。 IFRs 具体是指当罕见病

患者的临床医生认为由于患者病情极其异常,属于

罕见病例时,患者可能无法从 NHS 常规提供的治

疗或服务中受益,那么其临床医生就可以为患者向

NHS申请用于治疗该患者的个人疾病资金。
需要注意的是 IFRs的申请主体必须是临床医

生,其具体流程包括 3 个主要步骤(见图 3)。 通常

情况下,30 个工作日内即可得出最终结果,若患者

对最终决定存有异议,可由临床医生代表在 28 d
内申请复议程序或补充提交证据后再次进入核查

和评估流程[15]。 IFRs建立之初旨在满足临床特异

性患者的医疗需求,本应很少被申请,因为大多数

患者在 NHS现有的医疗服务中应当能够获得适当

的药物,但不幸的是,许多罕见病用药没有得到

NICE或 NHS的推荐,无法通过 NHS 现有医疗服

务体系获得。 这一现状使得罕见病患者为了得到

相应的药物而不得不在其临床医生的同意下,选择

申请 IFRs。 然而按照 IFRs的定义,临床特例并不

等同于疾病罕见或复杂,而是指已有的常规药物

对其无用的患者,事实上,只有极少数的患者才

能被认定为具有临床特异性,这导致罕见病患者

从 IFRs中报销罕见病用药的收效甚微。

还需要指出的是,NHS 每年的预算会按照一

定的标准分配给可以为患者提供的医疗服务,因
此,花费任何额外的资金来资助个人的治疗,都可

能意味着减少在其他方面的投入。 正由于这一点,
每一个 IFRs都需要经过严格审核,导致了 IFRs 的
通过率极低,但仍然是罕见病患者可能报销罕见病

用药费用的一种可行渠道。

图 3 个人基金请求(IFRs)流程图

3． 4 对缺乏临床数据项目的评估购买计划(Com-
missioning through Evaluation,CtE)
2013 年 4 月,针对一些极其罕见疾病临床数

据缺乏,无法进行有效治疗及开发新卫生技术的困

境,NHS开始实施对缺乏临床数据项目的评估购

买计划。 对缺乏临床数据项目的评估购买计划的

主要对象是可预见具有较高的临床疗效,但现阶段

的临床试验尚不能为其提供充分的临床或成本效

益数据的卫生技术。 其主要目的是:一是在有限条

件下为患者提供切实有效的 NHS 非常规治疗;二
是通过试用购买评估计划,为更好地评估该项新卫

生技术提供临床数据。
整个对缺乏临床数据项目的评估购买计划主

要可划分为 3 个主要阶段[16],具体详情见图 4。 通

过浏览 NHS的相关网站,发现虽然截至目前尚未

有通过 CtE项目评估的罕见病用药物,但其仍为罕

见病患者获得有效治疗的药品提供了一种可行的

报销途径[17]。
与上述其他的项目相比较,对缺乏临床数据项
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目的评估购买计划的优点在于,在其实施过程中可

以为以后新卫生技术的开发及应用提供有效可靠

的临床数据,这是其他项目无法实现的。 但正因如

此,对进入 CtE项目的治疗的患者数量就有了一定

要求,不能过少,否则数据将不具有代表性,因而

CtE项目不适用于纳入过于罕见的特殊疾病治疗。
与此同时,由于 CtE项目为患者提供了临床数据尚

不完备的治疗,对于患者而言具有一定的风险性,
因此,该项目仍存在伦理学上的争论。

图 4 对缺乏临床数据项目的评估购买计划流程图

 讨 论

4． 1 NICE推荐、一般资助和特殊资助 3 种报销途

径的区别

NICE推荐与一般资助和特殊资助的不同,主
要体现在通过 NICE 推荐的药物具有法定强制性

必须进入 NHS体系,而进入 NHS 体系就意味着进

入英国的国民健康保障体系,类似于我国的基本医

保;而一般资助中的肿瘤药物基金 CDF 和专项购

买服务( Specialized commissioning)是指英国卫生

部专项拨款对一系列罕见和复杂的临床疾病的卫

生服务进行补偿的项目,例如肿瘤药物基金对肿瘤

患者的资助,类似于我国的大病医保。 特殊资助是

指一对一或者极少数罕见疾病患者进行的资助,且
一般有临床数据收集或个案病例分析的目的。
4． 2 对现行英国罕见病用药纳入报销体系的 7 种

主要途径分析

经过以上 7 种英国罕见病用药纳入报销体系

途径分析,笔者认为英国罕见病用药纳入报销体系

的渠道有以下优点:(1)英国罕见病用药纳入报销

体系途径的多元化,以 NHS资助为主,多方共同筹

资;(2)相对于其他国家,英国在遴选罕见病用药

是否进入评估及是否获得资助都有十分完善的遴

选标准;(3)英国拥有较为成熟的 HTA 机构———
NICE以及 HTA指南;(4)英国政府及社会组织都

十分重视罕见病患者及其家人的反馈意见。
然而,虽然 NICE与 NHS已经在很大程度上大

大地提高了英国患者对价格高昂的罕见病用药的

可支付性,但是其运行过程中仍然存在一定的不

足,主要表现为以下几个方面:(1)罕见病用药的

遴选环节缺乏清晰度和透明度;(2)NICE 与 NHS
的罕见病用药评估标准不够明确,评估指标不具有

罕见病特异性;(3)英国各地区罕见病评估机构不

同,导致一些地区的罕见病用药评估通过率不同,
进而造成健康不公平现象;(4)与欧洲其他国家相

比较,英国的罕见病用药可获得的审批时间较长。

 对我国罕见病用药的启示

当前,我国罕见病患者获得药品的渠道主要涵

盖国家层面的基本医疗保险支付、个别地区的大病

保险、各种形式的救助以及慈善机构的捐赠等方

面。 但总体上,罕见病患者能够获得的用药不论是

数量上还是种类上相当有限,大多数罕见病患者仍

承受着较重的经济负担。 本文仅从英国罕见病用

药纳入报销体系的角度,探讨对我国罕见药可及性

实施过程中的几点启示。
首先,应该建立多方共同承担的罕见病患者获

得药品途径,既应包括通过基本医疗保险的保险渠

道获得药品;也包括特殊情况的特别处理,如特殊

资助,针对极为特殊个案的药品获得渠道。 同时,
各渠道在发挥作用的过程中,要注意它们之间的协

调,建议不同时间平行评审,这样会重复一部分评

审工作,造成评审资源浪费。
其次,要建立完善的罕见病用药医保准入评估

体系及评估指标体系。 目前,我国还没形成国家层

面的一套完整的罕见病用药报销准入评估体系,这
造成了罕见病用药纳入报销体系过程中的一系列

障碍,如各省评审标准不统一、过程长短不一致、报
销比例差别大、予以报销的罕见病品种数量差别大

等,。 因此,从国家层面建立一套完善的评估体系,
仅利于国家对罕见病用药准入监管的规范,也利于

提供罕见病用药的可及性。
最后,在各渠道进行评估的过程中,要按照公
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开和透明的原则,在每一项决定中优先考虑患者。
通过建立与患者的沟通和参与平台,了解患者的偏

好和意愿,建立以患者为中心的透明的罕见病用药

准入机制。
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