
13岁的小勇正在玩土。因患苯丙酮尿症（PKU），他的智力水平相当于4岁儿童。
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曾有 PKU 联盟志愿者
调查得知，每斤成本仅需 5
元左右的特制大米，市场价
格高达15元。

为节约成本，不少患者
只好找到大陆一些生产BH4
药片原料的厂家购买BH4粉
末，这种粉末从未临床试验
过，是禁止向患者家属出售
的。厂家拒绝直接售卖，患
者家属便通过中间人购买，
尽管有治疗风险，但粉末售
价仍贵达700元/克。

特食为何价格如此之
高？北京大学黄昱博士认
为，治疗PKU的所有特食和
药品的生产程序都不难，造
成价格高昂的原因可能是
市场狭小和专利支付。

北京销售点高价
药卖不动

2011年5月26日，默克
雪兰诺公司高调宣布，其公
司产品科望是唯一获得中
国药监局批准的治疗 BH4
缺乏症的药品。该药随后
在大陆上市，售价为全球统
一价，8815元一罐。

资料显示，科望生产厂
家德国默克雪兰诺公司在美
国和加拿大外的市场享有科
望销售独家代理权。

事实上，科望在国内的
销量极少。

默克雪兰诺公司中国
总部咨询员向记者证实，在
中国，患者买科望药片的极
少，国内只在北京和上海分
别设了一个销售点。

其中一个销售点北京
科园信海医药经营有限公
司门店工作人员介绍，目前
科望的存货还有90余罐，均
为 2011 年科望进入中国时
首批药片，这批药将于今年
5 月 31 日到期，目前还未接
到该公司新药到货的通知，
而截至 4 月中旬，该店仅销
售出18罐科望药片，约占进
货量的16%。

企业前期投入大
市场小

中国医学科学院教授
黄尚志称，科望这种药因适
用人群相对狭小，专业上称
之为孤儿药，国家没有补
助，一般公司都不会去生
产，即使有补助，生产这种
药物的利润空间也是有限
的，药价高可以理解。

我国目前还缺乏相关
帮扶政策，缺乏对研究和
引 进 PKU 治 疗 药 物 企 业
的扶持。在引进和研发过
程缺乏优先审批、简化流
程等措施，甚至还存在较
高门槛。

国内一家生产 BH4 原
材料的广州汇鑫科技有限
公司负责人杨先生透露，一
个药品生产资质申请下来
至少要好几千万，这笔投入
不划算，而且国家对这类企
业没有任何帮扶政策，所以
业内企业都不愿去做。

黄尚志建议，国家应对
相关企业进行扶持，如果政
府没能力买单，就应制定一

个办法解决这个问题，例如
由国家、医保、社保、社会组
织、患者家长个人分摊这笔
费用。

呼吁制定罕见病
防治法

全国有涉及近2万个家
庭的30种罕见病患者，通过
各种自助形式，主要以互联
网为依托，分享治疗经验，
在医疗上相互帮助，在生活
上相互“取暖”，使这些“医
学的孤儿”不再孤独。由于
我国罕见病救助保障机制
的缺失，社会力量成为这一
领域的有生力量。

公益律师张志伟认为，
除对相关企业政策扶持，我
国还应尽快制定《罕见病防
治法》，统一罕见病认定标
准，建立科学系统的罕见病
救助保障机制，为罕见病救
助明确法律依据。

事实上，从目前我国立
法来说，PKU 患者没有任
何特殊待遇，甚至连一般公
民享有的医疗保险，也不能
享受。

张 志 伟 建 议 将 PKU
治疗纳入社会保险体系，
将罕见病治疗药物纳入基
本医疗保险药品目录，使
患 者 能 享 受 基 本 医 疗 保
障。从政策和法规入手，
调动国家和社会力量，为
PKU 解围。
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北京经销商：
一年卖出18罐高价药

专家称价格高昂主因是市场狭小和专利支付，呼
吁国家给予政策帮扶，建罕见病救助机制

按 60 年计算，依目前费
用标准，欣欣一生治疗成本
至少100万。

PKU 联盟负责人赵宁
的孩子也患有 PKU，因是北
京户籍，由此享受的待遇有
所不同。

北京市政府给0-6岁患
儿提供免费定额定量的特制
蛋白粉，这可以节约数千元
开销。可孩子一旦过 6 岁，
她每月给孩子的特食花销可
能达 6000 元，总花销超过 1
万元，记者按其孩子每年花
销10万元保守估算，他们60
岁时要花掉近 600 万元治疗
费用。这对一个普通家庭来
说，可谓天文数字。

这还只是经典型PKU的
治疗成本，非经典型即 BH4
缺乏症的成本有多高呢？

赵宁说，以前市场上卖
的BH4制剂是瑞士一家实验
室生产的化学制剂，较便宜，
但并未获得我国卫生部门的
批准。2010 年，名为科望的
药品获药监局审批进入国内
市场后，BH4 制剂就停产
了。目前，科望每瓶在 8815
元，一名儿童在药量减半情况
下每月费用在 17000 元左
右。这样算来，患儿一生的治
疗成本无法想象。

“很多患者发来信息，放
弃治疗了”。赵宁称，这意味
着将有一大批孩子面临逐渐
痴呆的绝境。

煎熬的家人

“ 有 的 幼 儿 园 把
PKU说成是传染病，小
区的家长和孩子都不愿
跟这些孩子接触，孩子
很无辜，家长只好搬家”

中午，郑玉英开始给两
个孩子做饭。一把蒜苗和一
个胡萝卜，这些都是低苯丙氨
酸蔬菜，她几乎记得住所有日
常蔬菜的苯丙氨酸含量。

她将蒜苗和胡萝卜切
碎，小心翼翼地在电子秤上
称量两种菜的重量。

粗略计算后，她放心地
将蒜苗和胡萝卜混在一起，
撒盐，擀面，将蒜苗和胡萝
卜铺在面团上，裹起来，再
切开，特食花卷便成型了。

将花卷放进蒸锅里，她
又开始准备自己的饭菜。

“基本上每顿饭都得做
两次”，郑玉英说。

因PKU患者身体不能代
谢蛋白质中的特殊氨基酸，终
身要控制食用肉、奶、蛋、豆
等常见高蛋白食物，每顿饭
要精确称量苯丙氨酸含量。

夫妻俩一度将小勇放
在河北家乡留给父母照看，
双双进纺织厂打工。

特食做起来很麻烦，正
常食物怎么会是毒药？家
里没人相信。家人照例给
孩子吃正常食物。

小勇 2 岁零 3 个月还不
能讲话。郑玉英夫妇不得
不将小勇接到身边，给他吃
特食，正常治疗了 4年，吃到
6岁时，小勇智力出现好转。

可纺织厂倒闭，夫妻俩
双双失业，经济拮据，小勇
的特食中断。

“现在，吃饭穿衣基本
能自理，也记得从学校回家
的路”，小勇在金盏乡的一
个农民工子弟学校读学前
班，这是唯一接收小勇的学
校。郑玉英满心感激。

甚至，她曾想过将两个
孩子放到某个地铁站后悄
悄离开，可一想到他们将流
落街头，她又于心不忍。

两个孩子都能吃上特
食，都能进学校读书，是郑
玉英眼前最大的愿望。

PKU 孩子还面临着精
神上的伤害。

“有的幼儿园把 PKU 说
成是传染病，小区的家长和
孩子都不愿跟这些孩子接
触，孩子很无辜，家长只好
搬家。”据 PKU 联盟负责人
赵宁介绍，在PKU联盟的群
体中，郑玉英似的家庭比比

皆是，他们大多生活在社会
底层，靠节衣缩食维持一家
人生计。众多家长，依然如
郑玉英一样，在责任中煎熬。

“抱团”取暖

5 年来，加入联盟
的会员已达1500多人，
但 PKU 联盟至今仍未
获得注册认可

赵宁是这个联盟的创
立者，2008 年，新生的女儿
确诊PKU后，她的月子是在
绝望中度过的，最后在丈夫
和其他家长的帮助下才走
出阴影。也正因为她了解
PKU 的家长承受的压力，她
不惜辞职，既照顾女儿，又
让 PKU 家长们，能相互帮
助，走出困境。

“ 这 个 病 是 遗 传 代 谢
病，医保、商业保险都不给
这些孩子上，所有的重担都
压在家庭身上，北京很多家
庭都是外地来打工的，还有
一些年轻人刚刚工作有了
孩子，哪有这么大的经济能
力。”赵宁说，PKU联盟除了
常规的家长互助交流，还请来
专家开设PKU特食面点制作
培训班、进行PKU治疗知识
讲座，多次与国外PKU自救
组织联系寻求互助。此外，他
们还联合家长宣传 PKU 病
种，呼吁国家将PKU纳入医
保，呼吁为罕见病立法。

2009 年至 2010 年，他们
曾 3 次联名致信北京市政
府，恳请国家将苯丙酮尿症
纳入医保。不久，北京市针
对新生儿 PKU 项目筛查由
收费变为免费。

赵宁还带领家长给相
关部门写信，呼吁将 PKU
患者治疗纳入医保，呼吁关
注 PKU 群体，呼吁给罕见
病立法。但呼声极微，举步
维艰。

5年来，加入联盟的会员
已达1500多人，但PKU联盟
至今仍未获得注册认可。

【国外的做法】

●加拿大：PKU患儿从查出到长大，所有PKU专用奶粉、营养粉、主食和零食全部由
政府买单。
●美国：各州不一样，但都管到18岁，18岁后还有保险公司负担部分费用。
●日本：PKU患者20岁前政府全部负担，20岁后政府负担70%的治疗、特食费用，个
人负担30%。对育龄妇女在怀孕期间提供免费特食，或提供合理比例特食。

【国内的做法】

●北京：对于北京户籍且出生在北京的PKU患儿，政府定额定量提供蛋白粉到6岁。
●山西：设立治疗基金，为筛查后确诊的PKU患儿提供3万元特殊食品，36次免费
检测。
●项目：希望花开基金专注于PKU群体开展救助活动，对PKU家庭一次性发放救
助金5000元，但救助能力有限。

■ 分析

一把蒜苗，郑玉英已连续吃了很多天，这是她三天前的傍晚在菜市场淘回来的剩菜。

（上接A10版）


