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“一起守护生命奇迹”
在越秀区大德路附近的一间小屋

里，刚过完 15 岁生日的铭仔躺在特制

的轮椅上听广播，妈妈娴姐每隔 15 分

钟就要帮他调整一次坐姿和轮椅的高

度，避免长期卧床，影响脏器功能。铭

仔是遗腹子，与妈妈相依为命，家庭经

济条件十分薄弱。铭仔 8 个月的时

候，被诊断患有 SMA。这种罕见病主

要表现在肌肉萎缩，最终还会影响吞

咽和呼吸。

“今年铭仔生日的前两天，我们就开

始秘密筹备了！”广东公益恤孤助学促进

会志愿者花姐告诉记者。而为了让铭仔

认识同龄人，该会副秘书长梁栋彬以及

几名同行工作人员还带上了自己的孩

子，一同到铭仔家庆生。孩子们为铭仔

演示“吃鸡”，铭仔被游戏画面吸引得眼

睛都忘记眨了。这晚，细心的志愿者为

铭仔家换上了新的灯管，为铭仔做康复

训练，还当起“美甲师”。铭仔笑得开心，

娴姐亦在大家的陪伴中暂时将疾病给家

庭带来的困扰抛诸脑后。

这是公益机构人员与志愿者长期关

注罕见病患儿家庭的一个缩影。

铭仔与恤孤会结缘多年。2018 年

至 2022 年 12 月 31 日，恤孤会为他筹得

定向资助款超过39万元，为他发放救助

款和购买慰问物资合计 4万多元，使得

他在媒体和社会各界爱心人士的接力救

助下持续治疗（详见新快报2022年1月

3日A5版报道）。

“如果没有热心人士的关爱，铭仔

在罕见病面前会十分孤独。现在他认

识了许多志愿者朋友，性格也开朗了

不少。感谢热心人士关注‘罕见病’，

现在我看见儿子开心，自己就能安心，

更能平静面对眼前困难，因为我知道，

有很多热心人一起守护着铭仔的生

命。”娴姐说。

有关爱“加持”，罕见病家庭努力前行
罕见病又称“孤儿病”，指发病率极

低的疾病，诊断困难、误诊率高、可治愈

率低。月亮孩子、蝴蝶宝宝、瓷娃娃……

这些美好的特有名字，往往伴随着罕见

病的巨大病痛。

今年“国际罕见病日”前夕，恤孤会

工作人员梁弋和志愿者队伍再次探访该

会“救病童”项目救助过的“脊髓性肌萎

缩”男童小百顺、复发后再治疗的“朗格

汉斯细胞组织增生症”男孩子烨、与巨额

治疗费博弈的 5岁黏多糖宝宝小硕等，

她欣喜发现，曾经受过资助过、关怀的家

庭，都以各种积极的方式与社会互动，支

撑着孩子与罕见病共生。

“有的家长开直播卖生活用品，用

自己能想到的办法，解决罕见病巨额治

疗费的难题；有的家长在视频号上受到

热心市民关注，孩子就医时还得到热心

人士送汤、送慰问，给孩子打气……从

这些家庭身上，我看见生命的顽强。”梁

弋告诉新快报记者，当前，恤孤助学会

正探索着通过探访交流，挖掘罕见病童

家庭正能量的一面，通过网络传播向更

多罕见病群体，传递病友之间的鼓励、

支持。

近年来，社会力量在商保、慈善、互

助等方面做了不少有益的探索。当中，

以恤孤助学促进会为例，2022年该会资

助罕见病患儿共 19 名（次）44.98 万元。

尽管有公益力量在行动，关爱罕见病群

体，仍还不够。恤孤助学会副秘书长梁

栋彬表示，要守护病童，靠个别人的善意

也远远不够，需要数量，也需要质量。有

志愿者指出，社会环境的变化对社会组

织筹资带来了更多挑战和压力，针对个

人发展需求的慈善服务仍有待补充，陪

伴、教育、情感支持等，都是罕见病群体

及其家庭需要的，正亟待志愿者团体和

慈善组织接力“织网”。

罕见病用药降幅高达94%
记者注意到，此前备受关注的罕见

病——脊髓性肌萎缩症（SMA）口服治

疗药利司扑兰，也在此次公布的药品范

围内。SMA 是一种高致死率和高致残

率的罕见病，经过 2021 年的“灵魂砍

价”，SMA 治疗用药诺西那生钠注射液

谈判降价进入医保目录，从最开始的 70
万元一针降价到 3.3 万元一针，让 SMA
患者从“有药可用”变成“有药可保”。

2023 年 1 月 18 日，国家医保谈判再现

“灵魂砍价”，将首个在中国获批治疗

SMA的口服治疗药物利司扑兰从63800
元砍到了3780元，降幅高达94%。

知名罕见病诊治专家、中山大学附

属第一医院神经内科姚晓黎教授算了一

笔账，以2月龄的婴幼儿患者为例，利司

扑兰国谈前一年需要自费8.7万元，国谈

后、报销前仅需2.3万元；3月1日纳入医

保目录后，经医保报销，住院或门诊报销

完一年仅需自费约 7500 元。对于成人

患者，国谈前一年需要自费44.1万元，国

谈后报销前仅需11.5万元，3月1日纳入

医保报销后，住院患者仅需自费约2.6万

元，门诊患者仅需自费约 3.7万元（若有

购买穗岁康，患者可再报销部分费用），

给患者大大减负；而纳入广东“双通道”

药品范围后，这意味着患者购药将更为

方便。

用上了特效药还有医保报销
27 岁的广东女生小钟曾是舞蹈学

生，在2月28日“国际罕见病日”，她向记

者讲述了自己 15 岁患上罕见病——多

发性硬化后，从几近瘫痪，到重新站立行

走的求医、治病历程。小钟特别感慨的

是，随着国家医保政策的不断推进，她的

疾病终于有了针对性的药物，近年医保

纳入报销后，月均药费从1万多降至700
多元。“虽然疾病将伴随终生，但我相信

有强大的意志，困难都可以战胜的。”小

钟说。

小钟回忆说，她是 2011年上半年开

始出现症状，中考前一个星期，突然右手

麻木无力抓不起笔……到 2012年 1月 9
日，小钟因腿脚无力，上楼梯时踩空扭到

脚去检查，才得知患上了“多发性硬化”，

此前小钟从未听说过这个疾病。

辗转多家治疗后，小钟家人带着她

来到中山大学附属第三医院神经内科就

医，胡学强及邱伟教授团队与多科室对

小钟进行MDT综合诊治。经系统治疗

后，如今，小钟脸上的痘痘消失了，并重

新“学会了走路、生活也可以自理了”。

随着身体状况的好转，小钟重拾了

对生活的信心，变得乐观积极，开始学习

瑜伽。

2018年，治疗多发性硬化的特效药

引入国内，随着治疗多发性硬化的药物

进入医保药品目录，如今，小钟每月的药

费从当初 1万多元降到 700元，她坦言，

这大大减少了家里的经济压力，也让她

更有勇气和底气面对未来的生活。

“一个罕见病患者，通常要跑5家以

上的医院，看 5 个以上的医生才能确

诊。尽管很多罕见病还不能被完全治

愈，但科学的诊疗手段可以有效控制和

缓解疾病症状与发展进程。早诊断、早

治疗是罕见病防治的最佳途径。”邱伟教

授表示。据介绍，2022年 12月，中山三

院以神经内科、脊柱外科、感染科及儿科

为核心临床架构，依托相关学科与科研

平台，成立了“罕见病中心”，以多学科

合作模式为基础，致力于规范罕见病的

诊治流程，提高罕见病诊治水平和救治

效率。

从6万多砍到不足4000元
罕见病用药降价94%纳入医保

今日起广东“双通道”管理药品增至399个

《广东省“双通道”管理药品范围（2023年）》（下称“双通道”）今日起开始实施，“双通道”药品共包含399
个药品，其中国家医保谈判（下称“国谈”）药品346个、国家医保竞价药品17个及其他药品36个。在纳入“双
通道”的国谈药品中，既有高血压、糖尿病、高血脂、精神病等慢性病用药，也有肿瘤用药和罕见病用药等。脊髓
性肌萎缩症（SMA）口服治疗药利司扑兰，就在此次公布的药品范围内。 ■新快报记者 黎秋玲

关爱如阳光 照耀“罕见”的你

■采写：新快报记者 李斯璐 ■图片：受访机构供图

2月28日是“国际罕见病日”，因为公益机
构的关爱，不幸的患儿和家庭有了勇气面对罕
见病，乐观前行。

“铭仔又度过一个生日了。今年2月初，常
常来探访我们家的恤孤助学会志愿者带着自己的
孩子来到我家，给铭仔开生日会，他开心极了。”家
住广州越秀区的男孩铭仔今年15岁了。过去15
年，他和妈妈娴姐一直与脊椎性肌萎缩症（SMA）这
种罕见病搏斗。在铭仔身边，总有一群热心街坊
和志愿者们常年给他陪伴，为他打气。

“国际罕见病日”前夕，广东公益恤孤助学促
进“救病童”项目探访了几名像铭仔这样罹患罕见
病的孩子。这部分病童人数并不多，但恤孤助学
会常年关注他们，帮助罹患朗格汉斯细胞组织增
生症的子烨、黏多糖贮积症的小硕等多个家庭，走
出绝望，乐观面对生活。

■2月3日铭仔15岁生日，恤孤会工作人员和志愿者一起为他庆生。

■因为“朗格汉斯细胞组织

增生症”复发，子烨又要继

续治疗。但他的身边，多了

爱心人士给他打气，鼓劲。


