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罕用药由于临床研究开展困难、研发成本难以收回
等因素成为许多医药企业不愿意涉足的领域。目前，世
界上超过 35个国家都推行并实施了不同程度的罕用药
研发激励政策[1]。美国和欧盟作为世界上对罕用药研发
激励最为倾斜的两个国家（地区），是许多学者研究的对

象，但是针对这两个国家（地区）的罕用药研发激励政策

的对比研究较少。因此，在本研究中，笔者从罕用药的

认定、立法、具体措施以及实施效果等多方面对美国和

欧盟的罕用药研发激励政策进行对比研究，以期为我国

罕用药研发激励政策的构建和完善提供建议。

1 美国和欧盟罕用药研发激励的立法沿革

1983年1月4日，美国颁布并实施了《罕用药法案》，

开启了通过立法对罕用药进行研发激励之门。1999年，

欧盟委员会颁布了《罕用药管理法规》，鼓励欧盟的医药
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摘 要 目的：为构建和完善我国的罕用药研发激励政策提供参考和建议。方法：从罕用药的立法沿革、研发罕用药的激励措施

与效果方面对美国和欧盟的罕用药研发激励政策进行对比，并为我国完善相关政策提供建议。结果与结论：美国与欧盟的罕用药

激励政策分别始于1983年美国《罕用药法案》与1999年欧盟《罕用药管理规范》，之后通过不断完善，形成了较为完备的体系。美

国与欧盟在罕用药的认定标准、认定程序、具体激励措施（研发资助、税收减免、费用减免、微型与中小企业额外激励、市场独占、特

殊审批程序）等方面有所差异，如在费用减免方面，美国对处方申请费用、生产费用和药物确认费用进行减免，而欧盟对协议帮助

费用、初始和后续要求费用，审批前的检查费用和首次上市申请费用依类型按一定比例进行减免。罕用药激励政策推行后，其资

格认定数量及上市数量大幅增加、微型与中小型企业成为罕用药研发的生力军、研发投资涵盖各类疾病治疗领域、罕用药研发成

为药物创新和生物技术发展的主要方向。我国应该尽快确定罕用药研发激励的相关立法、设立罕用药的资格认定、从多方面入手

完善罕用药研发激励具体措施，同时加强与其他国家在罕用药资格认定和研发激励方面的合作。
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Comparative Study and Enlightenment of the R&D Incentive Policies for Orphan Drugs in USA and the

EU

YANG Li，TIAN Lijuan，LIN Lin（College of Business Administration，Shenyang Pharmaceutical University，

Shenyang 110016，China）

ABSTRACT OBJECTIVE：To provide references and suggestions for building and improving the R&D incentive policies for or-

phan drugs in China. METHODS：The R&D incentive policies for orphan drugs in USA and the EU were compared in aspects of

its legislative history，incentive measures and effects. And suggestions for improving related policies in China were put forward. RE-

SULTS & CONCLUSIONS：The R&D incentive policies for orphan drugs in USA and the EU respectively started from Orphan

Drug Act in USA（1983）and Orphan Drug Management Specification in the EU（1999），then formed relatively complete system

by continuous improvement. The USA and the EU showed differences in its certification standard，procedure and specific incentives

[R&D funding，tax deduction，fee reduction，additional incentives for micro and small and medium enterprises（SMEs），market

exclusivity and special approval procedure]，etc. In terms of fee reduction，for example，prescription application fee，production

cost and drug confirmation fee were exempted in USA，while arrangement assist fee，initial and follow-up fee，checking fee before

approval，initial listing type were reduced to a certain percentage in the EU. After developing incentive policies for orphan drugs，

there is great increase in numbers of recognized qualifications and listing，SMEs have become new force in orphan drug R&D，

R&D investment covers all types of diseases，orphan drug R&D are becoming the main direction of drug innovation and biotechnol-

ogy development. China should determine the relevant legislation of R&D incentives for orphan drugs as soon as possible，set certi-

fication and improve specific measures of R&D incentives for orphan drugs from multiple aspects，while strengthen the cooperation

with other countries in qualification and R&D incentives.
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企业进行罕用药的研发，该法于2000年4月28日正式实

施。美国和欧盟罕用药研发激励立法比较见图1。

由图 1可知，美国对罕用药资格认定的范围不断放

宽，研发激励措施也逐渐加强。1992年和 1994年曾有

两次限制罕用药市场独占权的修订提案，而国会最终基

于“药虽贵但强于无药可医”的保守考虑未通过此项修

订案，这也反映了美国对罕用药研发激励的强烈倾斜态

度[2]。除了《罕用药法案》之外，美国还于1992年颁布了

《罕用药法实施办法》，对罕用药的研发激励和管理进行

了更为详细的规定；2002年通过了《罕见疾病药物发展

法案2002》，对《罕用药法案》的内容进行了补充。

欧盟继《罕用药管理法规》之后多次颁布新的法规

继续补充和完善罕用药研发激励的内容。相比于美国，

欧盟对罕用药资格的限定更多。此外，欧盟药品管理局

（EMA）还出台了一系列指南，对罕用药研发享受到的一

系列优惠政策，如费用减免、协议帮助等加以说明。

2 美国和欧盟罕用药研发激励的具体措施比较
2.1 罕用药资格的认定标准

美国罕用药资格的获得需要满足以下条件：治疗疾

病的患病人数不满20万，或者患病人数超过20万，但合

理预期的销售收入无法收回研发成本。2013年 8月实

施的《罕用药法案》修正案，将常见疾病的罕见临床类型

的治疗药物也纳入可获得罕用药资格的范围。

欧盟罕用药资格只授予用来预防、诊断和治疗危及

生命、慢性消耗性疾病的药品，并且该疾病在欧洲患病

人数不超过万分之五，或者如果没有激励措施，该药品

上市后的收入无法充分地回收其研发成本。除此之外，

还应该满足以下条件：除了该药品，目前还没有令人满

意的预防、诊断和治疗该疾病的药品或方法，或者相比

于现存的药品或方法，该药品对患者有显著收益（具有

临床优势或对患者有显著的贡献，如更好的治疗指征、

不同的作用机制、更高的安全性、更方便的给药途径以

及更便宜的价格等）[3]。

典型国家或地区的罕用药资格认定标准见表1。

由表1可见，美国执行了最宽松的标准，而欧盟则执

行了最严格的标准。

表1 典型国家或地区的罕用药资格认定标准

Tab 1 Orphan drug designation standards in typical

countries or regions

罕用药资格认定标准

针对一定严重程度的疾病
低患病率
无法收回投资
具有卫生保健优越性
研究项目可行
未被其他国家药管局拒绝

国家或地区
美国

√
√

欧盟
√
√
√
√

日本

√

√
√

澳大利亚
√
√

√

2.2 罕用药资格的认定程序

美国罕用药资格的认定部门是FDA的罕用药开发

办公室（OOPD）。欧盟的罕用药资格由EMA设立的罕

用药委员会（COMP）负责审评，并出具评估意见，但由欧

盟委员会（EC）最终决定是否授予罕用药资格。美国和欧

盟的罕用药资格认定程序见图2。

由图 2可见，欧盟对罕用药资格的认定程序更为复

杂。除此之外，在审评的具体细节上，美国和欧盟也有

较多区别，详见表2。

表2 美国和欧盟的罕用药资格认定具体内容比较

Tab 2 Comparison of the specific contents of orphan

drug designation in USA and the EU

项目
审评部门
申请人要求

申请前会议
审评时限要求

申请资料

审查的关键内容

回答提问
材料补充
信息公开
年度发展报告

美国
OOPD

可以是美国境外的申请人，但必须由境内的永
久居民或本土公司担任代理人或代理机构

无
无明确的时限要求

根据美国联邦法规第 21 卷 316.20 部分（21
CFR 316.20的）要求共9部分

科学合理性；患病率；开发成本及未来的市场预
期利润

需要，但不必要
允许
FDA网站
需要

欧盟
COMP

必须是在欧盟境内的申请人

有
申请意向信在提交正式申请前至少2个月提交；资料验证和
正式审评不超过60天，如果需要申请人回答质询，可延长至
90天；EC在30天内出具审评意见

根据《罕用药认定申请格式与内容指导大纲》（ENTR/6283/
00）的要求共A～E 5部分

医学合理性；患病率；研发成本以及上市后 7年内预期的生
产、销售成本以及市场利润；具有显著收益或不存在其他令
人满意的药物或治疗方法的证据

需要，但不必要
不允许
EMA网站
需要

图1 美国和欧盟罕用药研发激励立法比较

Fig 1 Comparisons of the R&D incentive legislations

for orphan drugs in USA and the EU

对微型、中
小型企业
（SEMs）进
行额外激
励

证

图2 美国和欧盟的罕用药资格认定程序

Fig 2 Orphan drug designation procedure in USA

and the EU

··2162



中  国
  药

  房
  网

 

www.china-pharm
acy.

com 

中国药房 2017年第28卷第16期 China Pharmacy 2017 Vol. 28 No. 16

由于欧盟在罕用药的认定上有严格的时限要求，因

此从提交正式申请算起，整个罕用药资格的认定为

120～180天。而美国对时限无明确要求，因此整个罕用

药的认定为30～365天，其中有75％的认定都是在90天

内完成的。随着近年来申请数目的增加，FDA罕用药认

定时限的目标是将 75％的申请控制在 120天内完成审

核。截至2015年12月31日，FDA共收到5 561份申请，

其中有 3 612份申请获得了罕用药资格认定，通过率为

65％[4]；欧盟共收到 2 385份申请，得到罕用药资格的申

请为 1 596份，通过率为 67％[5]。因此，从认定的效率和

通过率来说美国和欧盟的差别不大。虽然美国在提交

申请前没有专门的协助会议，但是在申请过程中FDA也

会给申请人提供一些建议。

2.3 激励措施

美国和欧盟的罕用药研发激励措施比较见表3。

表3 美国和欧盟的罕用药研发激励措施比较

Tab 3 Comparison of the orphan drug incentive mea-

sures in USA and the EU

激励措施
研发资助

税收减免

费用减免

协议帮助

SEMs的额外激励措施

市场独占

特殊审批

美国
FDA与美国国立卫生研究院（NIH）为罕用药研发
提供政府资助

研发者可申请临床试验50％的税收减免，并且有效
期能够向前延伸 3年、向后延伸 15年，剩下的 50％
税收同样可以有一定程度的减免，最高免税比例可
达70％左右

自动减免100％注册申请费，从2008年起，对批准上
市的罕用药的生产和确认费也不同程度减免

OOPD提供临床前和临床试验的书面指导协议，帮
助申请人减少风险、缩短上市审评时间、降低开发成
本

无

7年市场独占，授予某类罕用药资格认定中第一个
获得FDA上市批准的药品

申请人可以申请加速审批

欧盟
由EC通过政府计划进行扶持，各成员国也有自
己的研发资助项目

税收减免政策由各成员国单独制定，目前只有法
国和挪威制定了税收减免政策

协议帮助费用、初始和后续要求费用减免 75％，
若与儿科研究相关的则减免 100％；审批前的检
查费用全免；首次上市申请费用减免10％

由人用药品委员会（CHMP）的科学意见工作组
（SAWP）提供质量、临床前和临床研究的一些问
题的指导；显著收益和保持罕用药资格的建议则
由COMP提供

协议帮助费用、初始和后续要求费用减免100％；
上市申请费用减免 100％；在上市批准授予后的
第一年，上市后再注册申请和年费全免

10年市场独占，授予某类罕用药资格认定中第一
个获得EMA上市批准的药品

申请人必须通过集中审批程序提交申请，并且可
以申请加速审评

2.3.1 研发资助 美国的罕用药研发资助：一是美国国

立卫生研究院（NIH）提供的项目资助，倾向于罕用药研

发的基础研究；二是一些公司合作伙伴组织（PPPs）提供

的针对一些特定疾病的研究的资助，例如国际艾滋病疫

苗倡议组织（IAVI）；三是OOPD办公室的罕用药研发项

目，主要资助的是罕用药的临床研究，该项目 1983年起

实施以来，迄今已经收到 1 800多份申请，有600余项项

目得到了资助，资助的项目中已经有45个罕用药获得了

上市批准[6]。

EMA不直接对罕用药的研发提供资助，由EC通过

框架计划对罕用药的研发提供资金支持。《第七框架计

划（2007－2013）》（FP7）从 2009年起将获得罕用药资格

作为获得资助的必要条件。FP7共投资 6.2亿欧元资助

超过 120个罕用药研发项目，资助范围包括罕用药的基

础研究、临床前研究和临床研究，涵盖各类罕见疾病。

2014年，新的研究与创新框架计划——“地平线 2020”

（Horizon 2020）正式启动，为期 7年（2014－2020年）。

2014－2015年，“地平线2020”已经资助了肿瘤、呼吸、消

化等方面共20余个罕用药研发。

2.3.2 税收减免 美国的罕用药税收减免用于临床试

验阶段的支出，无论该罕用药最终能否获得上市许可都

可享受减免。美国国会的技术评估办公室（OTA）的研

究表明，税收减免可以将临床研究成本至少降低 24％，

仅在Ⅲ期临床阶段，罕用药的研发成本就是非罕用药的

1/2[7]。由于临床试验是整个药物研发过程中耗资最大

的阶段，因此税收减免带来的收益非常可观，也成为很

多医药企业是否继续开展临床研究的重要考量因素。

考虑到享受税收减免的罕用药最终不一定能够获

得上市，资金不一定能得到最佳使用，故欧盟并未制定

税收减免政策，而是通过设立更长的市场独占期来代替

税收减免。

2.3.3 费用减免 美国的罕用药费用减免分为处方申

请费用、生产费用和药物确认费用。如果获得罕用药资

格，处方药申请费是自动豁免的。生产费用和药物确认

费的减免则需要提交申请，减免的比例不固定。

欧盟的费用减免需要提出申请，包括协议帮助费

用、初始和后续要求费用，审批前的检查费用和首次上

市申请费用，减免的比例是固定的。

2006－2015年美国和欧盟的罕用药的费用减免总

额均呈现逐年上涨的趋势，详见表4（数据来源于医药市

场研究机构Evaluate Pharma）。

表4 2006－2015年美国和欧盟罕用药费用减免总额

Tab 4 Comparison of fee reduction of orphan drugs

in USA and the EU during 2006-2015

国家/地区

美国
（美元）

欧盟
（欧元）

2006年

18 225 750

6 716 450

2007年

19 044 250

4 892 000

2008年

35 656 883

4 767 500

2009年

33 935 189

6 347 200

2010年

38 054 099

6 742 800

2011年

61 717 242

4 719 605

2012年

76 587 339

7 490 720

2013年

82 432 783

6 677 360

2014年

96 515 332

9 432 260

2015年

148 269 895

13 228 960

2.3.4 协议帮助 美国和欧盟的协议帮助主要包括罕

用药资格的保持和罕用药的批准上市。协议帮助的方

式是由申请人向OOPD或人用药品委员会（CHMP）提出

申请，并列出相关问题，由OOPD和CHMP给予解答以

解决罕用药在研发过程中有关问题，降低因研究设计不

当而导致的取消罕用药资格和未通过上市批准的风

险。申请人可以申请协议帮助的次数没有限制。协议

帮助在帮助罕用药上市方面发挥了积极的作用，截至

2015年底，CHMP 共完成了 951份协议帮助，被批准上

市的罕用药中，超过50％都接受过协议帮助。

2.3.5 SEMs额外激励 欧盟从 2005年（罕用药的申请

必须通过集中审批程序批准）后开始对SEMs施行额外

的罕用药研发激励政策。企业需要向EMA提交申请，

由 EMA 审核确定其满足 SEMs 的标准，才能享受此激
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励。截至2015年底，欧盟已批准上市的罕用药中，有25

个来自SEMs。

2.3.6 市场独占 美国和欧盟分别给予罕用药7年、10

年的市场独占期。如果该罕用适应证可以用于儿科，并

进行了儿科临床研究，则独占期可以分别延长 6个月、2

年。同时，美国和欧盟也规定了丧失罕用药资格的情

况：某药品比已上市的药品更具有临床优越性（更有效、

更安全或对患者的健康更有益）；或获得罕用药独占的

药品供应不足，无法满足需求；或获得罕用药独占权的

药品持有人同意。

此外，欧盟还规定，当罕用药 5年独占期结束，如果

有成员国通知EMA该药品已经不符合罕用药资格的标

准，则该罕用药的市场独占期将会被降为6年。

2.3.7 特殊审批 美国和欧盟的罕用药特殊审批程序

比较见表5。

表5 美国和欧盟的罕用药特殊审批程序比较

Tab 5 Comparison of special approval procedure of

orphan drugs in USA and the EU

FDA

快通道审评
特点：滚动审评，无需一次性提交完整资料，先提交关键性资
料，FDA便开始审评；与FDA更早更频繁的会谈贯穿审评始终

突破性治疗审评
保障申请人与审评人员在审评过程中自始自终的信息沟通，指
定FDA高级官员和最有经验的审评专家参与项目评审

加速审评
可以根据替代终点或中间终点作为临床收益判断的依据；FDA
颁发的只是条件性的批准，必须进行进一步的上市后研究继续
证明临床收益才能获得正式的批准

特殊情况审评
无

优先审评
FDA集中审评资源，将标准的新药审评期限由10个月缩短到6
个月，但不改变审评标准与程序

EMA

快通道审评
无

突破性治疗审评
无

条件性批准
基于不完整的审评资料；无特定的替代终点；EMA颁发的只
是条件性批准，必须进行进一步的上市后研究，补充完整的
临床试验资料才能获得正式批准

特殊情况审评
无需提供完整的审评资料，而且由于技术局限性和道德约
束，常规的全面的审评资料预期未来也无法提供；必须在药
品上市后每年向CHMP提供风险/效益报告

加速审评
EMA集中审评资源，将标准的新药审评期限由 210天缩短
到150天，但不改变审评标准与程序

从表 5可以看出，美国的加速审评和优先审评与欧

盟的条件审评和加速审评类似，而其他的审评程序美国

和欧盟各有特色。申请人想要通过特殊审评程序获得

上市批准必须向FDA或EMA提出申请。截至2015年9

月底，FDA批准罕用药所需的平均时间为 315天，非罕

用药为 378天；EMA批准罕用药所需的平均时间为 210

天，非罕用药为270天[8]。可见，罕用药上市速度明显要

快于非罕用药。

2.4 美国和欧盟在罕用药研发激励方面的合作

2.4.1 罕用药资格申请 2007年，FDA和EMA合作引

进了罕用药资格通用申请格式，激励申请人在美国和欧

盟并行提交申请。通用格式既包含了FDA和EMA的共

同信息要求，也包含各机构的单独要求，申请人可以以

通用格式同时在美国和欧盟提出申请。通用申请格式

的引进大大降低了申请人的行政成本，提高了申请效

率。迄今为止，EMA的罕用药资格申请有 50％左右是

并行提交到FDA的，有40％左右使用了通用申请格式。

2.4.2 年度报告 获得罕用药资格后，FDA 要求 14个

月内提交年度发展报告，此后每年提交 1次直至获得上
市批准。EMA也有提交年度发展报告的要求。2011年
开始，美国和欧盟宣布接收通用模板的年度报告。年度
报告的内容主要包括研究计划、已完成的研究工作、遇
到的困难以及潜在的风险等。依据研究报告的内容，

FDA和EMA有权撤销罕用药资格。

2.4.3 协议帮助 FDA和EMA建立了并行的协议帮助
程序。当申请人获得罕用药资格后，可以同时向FDA和
EMA申请协议帮助。同时FDA和EMA也可通过协商，

对申请人同时开展协议帮助。

FDA和EMA的合作，也促进了很多医药企业积极
申请在美国和欧盟同时获得认定和上市。截止到 2015

年底，欧盟获得罕用药资格的药品中有53％同时在美国
获得了罕用药资格，获得上市的罕用药中有49％同时在
美国获得了上市[9]。

3 美国和欧盟的罕用药研发激励效果比较
推出罕用药激励政策之后，美国和欧盟的罕用药资

格认定情况和批准上市情况见图3（数据来源于FDA和
EMA 网站 [4-5]），效果比较见表 6（数据来源于 Drug Dis-

covery Today，其中 V 类别是解剖学治疗学及化学分类
系统代码中的规定）。

3.1 罕用药资格认定数量及上市数量大幅增加

从图 3可以看出，美国和欧盟的罕用药资格的认定
数量均呈现逐年上涨趋势，且每年都有一定数量的罕用
药获得上市，上市的罕用药总量呈现平稳增长。

从取得上市资格的罕用药占获得罕用药资格的药
品的比例来看，美国为 15.1％，欧盟为 7.6％。虽然欧盟
的罕用药激励政策比美国滞后17年左右，但是资格认定
的增长速度很快。但是资格认定中获得上市批准的比
例却比美国低很多。如果以罕用药上市的数量和比例
作为衡量激励政策作用的重要标准，则美国的激励政策
效果更为显著。

3.2 中小型企业成为罕用药研发的生力军

由表 6可见，在申请类型上美国和欧盟极为相似。

提出罕用药资格申请最多的公司集中在全球排名100以
后的制药公司。一些中小企业，特别是一些生物科技公
司看准了罕用药研发激励政策（特别是市场独占政策）

提供的资金支持和研发帮助，以罕用药作为目标市场，

在此基础上逐渐发展壮大，比如美国的 BioMarin、Ae-

图3 美国和欧盟的罕用药资格认定和批准上市情况

Fig 3 Orphan drug designation and approval for list-

ing in USA and the EU
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gerion制药公司，欧盟的Actelion制药公司。

3.3 罕用药研发投资涵盖各类疾病领域

由表 6可见，美国和欧盟申请数量排第 1位的都是

在研发投资上更容易回收的抗肿瘤和免疫调节药物。

同时，在其他治疗领域上，美国和欧盟的罕用药研发资

本均有涉足。且在治疗领域分类的申请排序上，美国和

欧盟的差别也不大。

3.4 罕用药研发已经成为药物创新和生物技术发展的

主要方向

由表6可见，美国和欧盟的药物类型，排名第1位的

均为小分子制剂，第2位为生物制剂。近年来，随着研发

突破越来越困难，研发投资越来越多，很多制药公司将

研发战略从常见病药物转移到罕用药的研发上，生物医

药产业成为罕用药研发的主力。因此，美国近些年来批

准上市的罕用药物占每年新化学药物的 1/3左右，占每

年新生物药物的2/3左右[10]。

4 美国和欧盟罕用药研发激励政策对我国的启示

我国目前尚未建立类似于美国和欧盟的系统的罕

用药研发激励政策。主要的有关罕用药研发激励的政

策包括：《药品注册管理办法》第45条规定对罕见病药物

可以进行特殊审批；《新药注册特殊审批管理规定》中提

出，在必要情况下，罕见病药物可以提出减少临床受试

人群或豁免临床试验的申请；《关于药品注册审评审批

若干政策的公告》中提出对罕见病等疾病的创新药注册

申请实行单独排队，加快审评审批。因此，目前我国罕

用药的研发激励政策主要集中在特殊审评，与美国和欧

盟的相关政策存在较大差距。

4.1 确定罕用药研发激励的相关立法

美国和欧盟罕用药研发激励的立法层级较高，都属

于立法委员会通过的法律。我国目前最高层级的与药

品相关的专门立法是《中华人民共和国药品管理法》，但

无专门的罕用药研发激励相关条款。涉及到罕用药研

发激励的上述条款属于部门规章或补充和说明，条款比

较简单，缺乏详细具体的内容。因此，我国首先需要解

决的是罕用药研发激励的立法问题。笔者建议我国在

《药品管理法》中增加药品研发激励的相关条款，例如鼓

励和促进罕用药的研发，并由国家食品药品监督管理总

局出台详细的政策解释，完善《药品注册管理办法》中关

于罕用药注册的相关条款。

4.2 设立罕用药的资格认定

目前，我国的相关法规和文件中出现的都是“罕见

病药物”的表述，强调的是药物所治疗疾病的患病率，但

是即使对罕见病也没有作确切定义。因此，我国罕用药

的资格认定首先应该明确罕见疾病的定义。在罕用药

资格判定方面，除日本以外，其他国家都将无法收回投

资作为可以获得罕用药资格的条件之一。很多创新药

物都会面临上市后多年无法收回成本的尴尬境地，因此

我国可以考虑将这类药物纳入罕用药的范围；同时，应

借鉴欧盟设立限制条件，例如加入针对一定危重程度的

疾病、具有临床优越性等要求。此外，研究项目的可行

性通过申请研发资助时加以审评，笔者认为并非必要条

件。是否被其他管理当局拒绝授予罕用药资格仅作为

参考条件，因为每个国家和地区的罕见疾病并不相同。

笔者建议我国成立专门的罕用药资格认定机构，对

罕用药资格进行审评；确定罕用药资格的认定程序，并

将罕用药资格认定程序作为罕用药注册批准的前置程

序；由于我国目前的药品行政审批都有具体的时限要

求，因此对罕用药资格认定也要设立具体的时限；此外，

相关部门应做好信息公开工作，及时在相关网站上对获

得罕用药资格的药品进行公开，并接受社会监督；年度

发展报告应该作为维持或撤销罕用药资格的必要条件。

4.3 完善罕用药研发激励具体措施

4.3.1 研发资助 我国每年投入大量的资金对新药研

发进行资助，例如重大新药创制、国家重点新产品计划

等。对罕用药研发提供资金支持是研发激励最直接的
措施，建议我国设立罕用药研发的专项资助，做到临床

表6 美国和欧盟的罕用药激励政策的效果比较

Tab 6 Comparison of incentive policy effects of or-

phan drugs in USA and the EU

项目
数据区间，年
认定和批准数量

获得罕用药资格认定的数目
获得上市批准的数目
上市/资格认定比例，％

申请机构类型，％
Top1～10公司
Top11～30公司
Top31～50公司
Top51～100公司
Top101及之后的公司
学术机构
其他机构

治疗领域分类，％
消化和代谢
血液和造血器官
心血管系统
皮肤病药物
泌尿生殖系统和生殖激素
全身性激素制剂，不含生殖激素与胰岛素
用于系统性使用的抗感染产品
抗肿瘤和免疫调节剂
肌肉骨骼系统
神经系统
抗寄生虫、杀虫剂和驱虫剂
呼吸系统
感觉器官
V类别
其他

药物类型，％
小分子制剂
生物制剂
核酸/载体/细胞/组织
疫苗
其他

美国
1983－2015

3 611

544

15.1

15.4

7.9

4.3

3.1

64.5

4.7

0.1

10.4

7.0

3.5

1.7

1.7

1.6

6.8

40.4

3.7

8.8

1.8

4.4

2.9

4.2

1.2

59.5

27.3

9.4

0.7

3.2

欧盟
2000－2015

1 544

117

7.6

9.9

5.2

4.6

4.2

69.6

6.2

0.2

15.8

5.7

3.3

1.7

0.9

2.1

4.4

40.8

4.9

7.2

0.7

6.3

4.7

1.7

0.0

56.0

25.5

17.1

0.3

1.0
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与基础研究并重。相关部门可以针对特定疾病设立专
项，引导资本投入到市场不愿涉足的疾病领域中去。此
外，获得研发资助也需要经过申请和筛选，使资金切实
运用到具有可行性的项目上。

4.3.2 费用减免 相比于美国和欧盟，我国目前还未推
行处方药申报付费制度，因此费用减免在当前意义不
大，但是可以免除协议帮助费用。

4.3.3 税收减免 关于税收减免，笔者建议采用欧盟的
形式，可以不制定。第一由于税收减免不是靠国家食品
药品监督管理总局一个部门就可以决定的，这涉及到我
国的税务部门，会增加政策制定的难度；第二，获得罕用
药资格的药品不一定能够获得上市，如果没有获得上
市，税收减免的后果则是由政府来承担的。

4.3.4 协议帮助 我国《药品注册特殊审批管理规定》

中明确提出，已获准实行特殊审批的注册申请，原国家
食品药品监督管理局药品审评中心应建立与申请人沟
通交流的工作机制，共同讨论相关技术问题；申请人在
完成某一阶段临床试验及总结评估后，可就下列问题向
原国家食品药品监督管理局药品审评中心提出沟通交
流申请：重大安全性问题、临床试验方案和阶段性临床
试验结果的总结与评价。这其实已经是协议帮助的一
部分了。我国可以借鉴美国和欧盟的经验，在获得罕用
药资格前，或者提交注册前就建立起与国家食品药品监
督管理总局的沟通，对罕用药资格的认定和上市都能提
供科学的建议和帮助。

4.3.5 SEMs额外激励 我国SEMs普遍存在创新能力
薄弱和研发资金不足的情况。建议在研发资助、协议帮
助方面对SEMs进行一些倾斜。

4.3.6 市场独占 给予罕用药一定期限的市场独占是
罕用药研发激励的核心措施，也是最强有力的措施。前
文所述的措施都是在罕用药上市之前发挥作用的，而市
场独占则是罕用药上市之后获得的一定时期的市场垄
断，直接决定了罕用药上市之后的利润和预期回报，也
是医药企业最重视的。市场独占首先需要确定的是独
占期，要基于罕用药研发成本和预期收益设定合理的期
限。其次，建议参考欧盟的经验，对独占期进行灵活处
理，例如当该药品已经不符合罕用药的标准，或者销售
收入超过某一标准后取消或缩短独占期。对于全新的
罕用药和“老药新用”的罕用药在独占期的设定上也可
以区别对待。最后，还要规定打破市场独占的情况，从
临床优越性、是否征求了独占人的许可和市场供求角度
来考虑。我国的新药监测期制度，规定获得生产许可之
日起2年之内如果不生产，则取消监测期。为了和此制
度接轨，也可以设立2年不生产则取消市场独占的规定。

4.3.7 特殊审批 我国虽然已经建立了罕用药上市的
特殊审批制度，但是具体程序还有待改善：一是设置多
样化的审批程序，根据不同情况设立不同的特殊审批程
序；二是明确特殊审批需要满足的技术标准和要点，特
别是上市终点指标；三是明确特殊审批的药品上市后的

风险效益评价工作。同美国和欧盟一样，特殊审批程序
应该是我国药品注册改革的一项重要内容，不仅适用于
罕用药。

4.4 加强与其他国家的合作

目前，在罕用药的资格认定和研发激励方面，美国
与欧盟、日本已经建立了合作关系。我国虽然短期之内
不太可能在资格申请、协议帮助、年度报告等方面和这
些国家或地区马上建立合作和联系，但是可以做好国际
合作的准备，以利于促进我国医药企业占据国际罕用药
市场。

综上所述，我国应该尽快确定罕用药研发激励的相
关立法、设立罕用药的资格认定、从多方面入手完善罕
用药研发激励具体措施，同时加强与其他国家在罕用药
资格认定和研发激励方面的合作。
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