
A9
The Washington Chinese Post
华盛顿中文邮报 2022年3月4日 大陆新聞

一封公开信背后：血友病患者们的喜与忧
[编者按]

2022 年 2 月 28 日是第 15 个
“国际罕见病日”，在世界范围内，
已知罕见病种已超7000种，我国有
约2000万罕见病患者。长期以来，
一些罕见病群体缺少社会的关注，
他们彼此成为朋友抱团取暖。

治疗药物昂贵或缺少有效的
治疗方式，也让罕见病患者的生存
面临困境。目前国内上市的罕见
病用药 50余种，其中 40余种已被
纳入国家医保药品目录。而部分
价格特别昂贵的罕见病用药目前
还无法被纳入基本医保支付范围。

关爱罕见病患者，尚需各方社
会力量的持续关注和努力。

一 切 都 始 于 一 个 小 伤 口 。
2020年年初，新疆乌鲁木齐，严力
两岁多的儿子摔了一跤，嘴唇磕破
了，家人带着小男孩去医院简单处
理了伤口，但大约一周后，伤口才
停止流血。

跑了三家医院，严力最终在首
都医科大学附属北京儿童医院得
到了答案。活化部分凝血活酶时
间（aptt）检验结果显示，严力儿子
的凝血因子Ⅷ活性水平只有约
1%，而健康人的水平在 40%以上。
医生诊断儿子患有重型血友病 A
型。

这是严力第一次听说血友
病。这是一种因身体缺少凝血因
子导致健康人异常出血的遗传性
疾病。血友病患者又被称为“玻璃
人”，一旦发病，哪怕一点点小伤口
都可能致命。

2018年5月11日，国家卫生健
康委员会等 5部门联合制定的《第
一批罕见病目录》把血友病收录其
中。

北京血友之家罕见病关爱中
心（下称：血友之家）负责人关涛介
绍，近年来，随着医疗保险和药物
供应情况的改善，我国血友病患者
的治疗意识与情况都有了提升。

“目前，在不同地区，血友病报销比
例和额度都有差异。大部分地区
报销都有上限，额度大致在 15-20
万，平均报销比例在 70%-80%。”
关涛说。

然而对于部分血友病患者来
说，治疗依然存在困境。一种于
2018年获批的新药艾美赛珠单抗
注射液（下称：艾美赛珠）为抗体患
者提供了希望，但其高昂的费用让
他们望而却步。

2月 21日，血友之家发出了一
封公开信。在这封公开信中，血友
之家呼吁艾美赛珠的生产厂家罗
氏制药能早日降价，争取纳入医
保。关涛说：能否进医保有各种因
素的复杂影响，但血友之家发出这
封信，希望能起到一些推动作用。

从按需到预防

在湖北武汉，吴敏一家已经和
血友病抗争了四年多。2017年下
半年，吴敏一岁多的儿子因为拉肚
子到医院就诊，护士在他的脖子上
抽了血，没过几小时，脖子就肿
了。到第二天，儿子连进食都有些
困难。

吴敏带着儿子去到华中科技
大学同济医学院附属同济医院，检
测发现儿子凝血因子Ⅷ活性水平
只有0.4%，被确诊为重型血友病A
型。

血友病是一种 X染色体连锁
的隐性遗传性出血性疾病，分为血
友病A型和血友病B型两种。前者
为凝血因子Ⅷ（FⅧ）缺乏，发病率
约为 1/5000，后者为凝血因子Ⅸ（F
Ⅸ）缺乏，发病率约为 1/25000。据
统计，中国约有13.6万名血友病患
者。所有血友病患者中，血友病A
型患者占80%~85%。

血友病患者被称为“玻璃人”，
因为凝血功能缺陷，一点点小伤口
都可能致命。主要临床表现为关

节、肌肉和深部组织出血，也可表
现为胃肠道、中枢神经系统等内部
脏器出血等。

回想儿子出生以来，吴敏没有
注意到儿子和平常小孩有什么不
同。唯一的线索是，儿子满百天的
时候曾从沙发上摔下来，额头磕到
椅子上，肿了两个多星期才恢复。

“当时我们也没往这方面想。”吴敏
说。

据公开资料，血友病的治疗以
替代治疗为主，一般有两种思路，
一种是按需治疗，是指患者有明显
出血时给予治疗，目的在于及时止
血，但无法阻止重型血友病患者反
复出血导致关节残疾的发生。更
理想的方式是预防治疗，是为了防
止出血而定期给予的规律性治疗
（每周 2到 3次），以维持患者正常
关节和肌肉功能为目标。

由于体内缺乏某种凝血因子，
患者需要通过药物补充因子才能
提高凝血功能。对于血友病A型
的患者，常用的是静脉推注基因重
组FⅧ制剂或病毒灭活的血源性F
Ⅷ制剂，被患者们称为凝血八因
子。血友病B则可选用基因重组F
Ⅸ制剂或病毒灭活的血源性凝血
酶原复合物。

北京血友之家罕见病关爱中
心负责人关涛介绍，近年来，随着
医疗保险和药物供应情况的改善，
我国血友病患者的治疗意识与现
状都有了优化。

“目前，在不同地区，血友病报
销比例和额度都有差异。大部分
地区报销都有上限，额度大致在
15-20 万，平均报销比例在 70%-
80%。”关涛介绍，目前国内血友病
患者采用按需治疗和预防性治疗
的比例大约各占 50%，但目前国内
的预防性治疗大多是低剂量的，在
欧美发达国家，往往采用中、高剂
量的预防性治疗。

一项2004年的国外研究显示，
发达国家治疗重度血友病的费用
是平均每人每年13.9万美元（约88
万人民币），保证生命的最小按需
治疗费用是每人每 4.8万美元（约
30万人民币），并且在发达国家，血
友病患者的生活质量可以达到与
正常人相近的水平。

重庆医科大学附属儿童医院
血液肿瘤科副教授肖剑文告诉澎
湃新闻，2015年后，国内血友病治
疗的思路开始逐渐从按需转向预
防。除了经济原因以外，实际治疗
过程中医院和病人的依从性也是
影响因素。

“对于年龄小的病人来讲，静
脉注射是比较困难的，在以前，有
的医院也不愿意接诊年龄小的患
者，怕那么贵的药物打不上（浪费
了）发生纠纷。随着国家医保支持
力度提高，也提高了执行上的依从
性。”肖剑文说。

严力选择为儿子进行预防治
疗。每隔一天，严力就带着儿子去
当地医院注射凝血八因子。医院
一看是他，会找打针技术最好的护
士来。静脉注射频率高了，患者的
血管会萎缩“变脆”，更难把药物推
进去。次数多了，严力儿子越来越
抵触去医院，常常是刚到楼下，就
哭起来。

2021年夏天，严力带儿子在北
京儿童医院做了PICC（经外周静脉
穿刺中心静脉置管），一条导管从
男孩的手臂静脉进入体内，一直延
伸到心脏，手臂上有一截外置的注
射口，药可以从这里打进去。刚开
始，儿子总是拉扯管子，严力告诉
儿子，有这个东西才不会受打针的
痛苦。渐渐地，儿子习惯了身体里
这个异物的存在。

好消息是，开始预防治疗后，
严力儿子几乎没有出现过自发性
出血的状况。“能跑能跳，就和正常
小孩一样。”严力说。

“罕见病中的罕见病”

儿子确诊后，吴敏很少有机会
真正放松下来。白天儿子醒着的
时候，她的心都提在嗓子眼。在她
眼里，一些基本的运动都是风险。
她从未让儿子自己上过楼梯，都是
抱着他走，害怕损伤他的关节。

到晚上，她也不能安睡。有一
次，儿子睡觉时翻了个身，也许是
姿势不对劲，脖子发生了自发性出
血。那以后，儿子一动，她就会惊
醒，帮助儿子调整好姿势。即便如
此小心，出血的情况依然在发生。
吴敏和丈夫选择的是按需治疗，平
均下来，他们每个月要跑两三次医
院。

半年后，医生告诉吴敏，她儿
子体内产生了抗体。这是一种血
友病治疗过程中严重的并发症，患
者体内产生凝血因子的抑制物，使
得原本使用的凝血因子药物效用
变得有限。

抗体患者在重型血友病 A型
中的发生率为 20%~30%，在血友
病B中发生率为 5%，被称为“罕见
病中的罕见”。关涛介绍，2021年
在血友之家登记的全国血友病 A
型抗体患者约1000人，主动登记出
血情况的患者有 176人，其中全年
出血 24 次以上的抗体患者达 35
人，占有出血登记患者人数的
20%。

肖剑文介绍，产生抗体后，传
统的做法是用更大剂量的凝血八
因子进行诱导免疫耐受治疗（ITI），
去清除抗体，成功率在 60%到
70%。如果患者出血，则需要采用
凝血七因子和凝血酶原复合物进
行治疗。

严力的儿子也在预防治疗半
年后被查出产生抗体，目前在接受
ITI治疗方案。严力算过一笔账。
ITI治疗中，现在四岁多体重 20公
斤的儿子需要隔天用5支200单位
的凝血八因子，一个月需要用 75
支，一支国产的凝血八因子395元，
一个月的花费约3万元。当地医保
报销一年上限 8 万，报销比例
60%。再经过大病保险报销，剩余
自费的部分大约占30%。

严力受过高等教育，工资在当
地算中上水平，而儿子一个月的耐
受性规律治疗开支差不多能抵消
掉他一个月的收入，随着儿子长
大，体重增加，药物使用的剂量还
会再涨。

除了经济问题，严力还担心，
抗体能不能降下去，如果不能，那
就意味着儿子将无药可医。

对于血友病 A型抗体患者来
说，这是一个原地打转的困境。由
于体内产生抗体，抗体患者无法使
用常规的凝血八因子进行预防治
疗，而按需治疗无法阻止反复出血
对关节的损伤。

有两个月，吴敏儿子的左胳膊
肘关节频繁出血，有时候她牵着他
走在路上稍微拽了一下，关节就肿
起来了。医生告诉她，孩子的肘关
节已经有积液，不好好恢复的话，
这个关节基本就废了。

呼吁背后的喜与忧

2018年，由上海罗氏制药有限
公司（下称：罗氏制药）研发的创新
药艾美赛珠单抗注射液在中国获
批上市，用于血友病A型合并八因
子抑制物患者的常规预防治疗。
这似乎打破了抗体患者无法使用
药物进行预防治疗的困境。有人
评价称，这种药的出现是颠覆性
的。

肖剑文说，“艾美赛珠的好处
在于它改变了使用方式，采用皮下
注射，患者自己就能注射，其次，根
据剂量的不同，它只需要两周或四
周注射一次，患者的心理压力也会
更小。并且，这也是抗体患者目前
唯一能使用进行预防治疗的药
物。”

艾美赛珠的使用范围也不仅
仅限于抗体患者。2021 年 5 月 7
日，中国国家药品监督管理局发
布，罗氏血友病艾美赛珠单抗获批
用于不存在凝血因子VIII抑制物
的重度A型血友病患者成人及儿
童患者的常规预防治疗。在美国
和欧盟，艾美赛珠也已获批用于合
并或不合并八因子抑制物的血友
病A型患者的常规预防治疗。

但目前，由于艾美赛珠昂贵的
价格，大多数患者只是听说而已。
关涛称，据血友之家 App 后台统
计，主动上报治疗方案的血友病A
型抗体患者中，目前只有14名在使
用艾美赛珠单抗注射液。

肖剑文则表示，重庆市登记在
册的血友病患者有约七八百人，真
正用上艾美赛珠的只有 6位患者。

“患者是否选择艾美赛珠的首要原
因是出于经济考虑。”他说。

2 月 21 日，临近国际罕见病
日，血友之家发出公开信，呼吁艾
美赛珠早日降价、纳入医保。公开
信指出，艾美赛珠上市三年多以
来，销售价格居高不下。作为终生
使用药物，该药用量与患者体重直
接挂钩，按照销售价格 8100元每
30毫克的定价计算，体重 60公斤
的患者年治疗费用将达到 120万
元，即便体重较低的儿童患者年治
疗费用也达到数十万元。

2021年 12月，脊髓性肌萎缩
症的治疗药物诺西那生钠注射液
原价一针达 70万元，最终以 3.3万
元的价格被纳入医保。这个消息
让血友病患者们看到了希望。

记者查询注意到，艾美赛珠曾
在 2020年和 2021年进入国家医保
药品目录调整通过初步形式审查
的药品名单，但均未成功进入国家
医保目录。

关涛表示，药品能否进医保有
各种因素的复杂影响，血友之家发
出这封公开信是希望能起到一些
推动作用。

世界范围内，已知罕见病种已
超 7000种，我国有约 2000万罕见
病患者。根据我国 2018年发布的
《第一批罕见病目录》，首批目录纳
入了血友病、白化病、肌萎缩侧索
硬化等 121种疾病。2021年中国
罕见病大会上，浙大二院罕见病诊
治中心主任吴志英介绍，列入《第
一批罕见病目录》中的 121种疾病
中，47种全球没有治疗药物；16种
境外有药、境内无药；最终国内有
明确治疗药物的仅36种。

2022年 2月，国家卫健委官网
公布的《对十三届全国人大四次会
议第 9415号建议的答复》提到，目
前国内上市的罕见病用药50余种，

其中 40余种已被纳入国家医保药
品目录。对于部分价格特别昂贵
的罕见病用药，由于远超基本医保
基金保障水平和患者承受能力等
原因，无法被纳入基本医保支付范
围。

此前报道，全国人大代表、湖
南郴州市第一人民医院院长雷冬
竹长期关注罕见病群体，她建议希
望建立“1+X”多层次保障，保障罕
见病患者能治疗。“罕见病药物进
医保是一条道路，但是纳入所有

‘天价’药物，整个医保体系目前无
法承受，普通人的保障也将会受
损，因此需要多层次保障。”她说，

“1”基本医疗保险率先发挥作用，
“X”大病保险、公益慈善、社会互
助、商业健康险、个人自付以及其
他补充医疗保险提供多层次保障，
实现对罕见病患者的诊疗保障。

2月 25日，罗氏制药回复，在
城市普惠型商业保险方面，目前已
有 41个城市生效的普惠险可以报
销舒友立乐，并在11个城市的普惠
险产品中获得特药列名。如在重
庆渝惠保覆盖的A型血友病患者，
舒友立乐可以报销约80%。

尽管如此，在国内大多数地
区，使用艾美赛珠来进行预防性治
疗的花费依然是患者和家属们不
可想象的。

2019年 10月，在医生的建议
下，吴敏和丈夫决定让儿子开始使
用艾美赛珠。在使用艾美赛珠一
个月后，吴敏儿子的凝血因子Ⅷ水
平达到了约 30%，半年后复查，凝
血因子Ⅷ水平在20%左右。

在武汉，吴敏还没有方法报销
艾美赛珠的费用。按照体重计算
剂量，儿子半个月左右注射60毫克
艾美赛珠。两年多下来，吴敏一家
花费近百万。过完年，吴敏和丈夫
把家里住的房子挂上了房产中介
的网站，打算卖掉房子，原本算是
小康的家庭已经难以负担治疗费
用。

在饭桌上，吴敏总是很矛盾。
儿子的爷爷奶奶会劝他多吃点，她
听了心里难受，一方面希望儿子长
得白白胖胖，一方面害怕他的体重
增加，每个月的治疗费又要涨了。

吴敏期待着未来艾美赛珠能
进入医保，儿子能健康活动，家里
经济负担也能小一些。她学会了
自己给儿子进行皮下注射。她忍
不住手抖，怕扎疼儿子，也怕扎不
对浪费了一针16000多的药。儿子
快 6岁了，他安慰吴敏，“妈妈你别
紧张，我觉得你比护士阿姨还打得
好。”

（为保护受访者隐私，严力、吴
敏为化名）

使用过后，剩下的艾美赛珠包装盒


