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近年来，好几种疾病的潜在治疗药物出现了重大创新。为了加快患者

获得这些药物的进程，美国食品和药物管理局(FDA)逐步增大力度，加快药

物审批。比如，2012 年生效的 FDA 突破性药物计划已经批准了近 140 种

突破性药物，新药审批时间缩短了近一年。到 2025 年，FDA 可望每年批

准 10-20 种细胞和基因治疗产品，其中许多拟成为一次性治疗药物。 

然而，尽管付出了这些加速评估药物安全和疗效的努力，许多新药物

的应用仍比预计的慢得多。为何滞后？应用的迟滞很大程度上是由于新药

的高额费用以及商业和公共支付机构在保险承保和偿付方面的障碍。尽管

出现了诸如以价值为导向的支付模式等新的支付方式，保险公司也对某些

药物提供了更多的赔偿，但是仍然还有许多患者要么药物承保被拒，要么

在获得理赔时遭遇严重延误。生产这些新药方面也存在挑战。 

如果我们希望确保患者能够获得改变人生的新的治疗药物，应对这些

障碍至关重要，其中许多障碍需要及早处理才最有效。幸运的是，现在有

大量值得关注的创新解决方案正在测试当中。 

所面临的挑战 

虽然监管政策试图加快患者获得突破性药物的速度，但是赔偿政策却

未能跟进。原因有几点。 

首先，美国的医疗保健体系主要遵循药物按服务收费的模式（即按剂

量论价的模式），患者在接受治疗时，由支付方偿付治疗费用。目前的体系
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没有进行优化，无法为即将到来的一大波一次性预付费用高昂、收效却要

终生积累的药物买单，这可能会限制患者获得新近研发但价格高昂的药物。

例如，嵌合抗原受体-T 细胞(CAR-T)药物。这是一种通过在基因上改变人

体自身免疫细胞来识别并攻击癌细胞的药物，在儿童白血病患者和成人淋

巴瘤患者身上都已显示了疗效。尽管这种药估计性价比很高，但它的推广

应用十分迟缓。（披露：作者杰和邱飞是 CAR-T 药物 Kymriah 制造商诺华

制药的员工）。这一点不足为奇。 

Yescarta（Kite andGilead 公司生产的另一种 CAR-T 药物）和

Kymriah 这两种药的标价在 37.3 万美元至 47.5 万美元之间——首次宣布

就引起广泛关注的价格。在监管部门批准后的四个月内，只有五名患者接

受了 Yescarta 治疗，尚有人因为保险偿付困难只能列入等待名单。对于某

些高死亡率的疾病，耽误治疗的风险可能会很大（比如，儿童急性淋巴细

胞白血病和成人弥漫性大 B 细胞淋巴瘤标准治疗的中位存活期分别为 7.5

个月和 6.3 个月）。 

同样，2013 年首次得到批准的医治丙型肝炎病毒(HCV)的新药也同样

面临保险理赔障碍。2016 年到 2017 年 4 月期间，公共和商业保险公司拒

绝让三分之一以上的患者接受 HCV 新药物治疗。在医疗补助计划中，31

个州对晚期肝纤维化或肝硬化患者的药物治疗加以了限制，尽管疾病的早

期治疗被证明疗效更高，终生的年度后续费用更低，并能更久地延长寿命。

此外，肝硬化患者在经过治疗之后需要额外的监测和治疗，即使在治愈之
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后仍然有患肝癌的危险。HCV 新药最初一个疗程的费用接近 8 万美元，在

几个月的疗程中提供给患者，但治愈的疗效可以持续终生。这与其他慢性

疾病的治疗药物形成了鲜明对比。那些药物要终生每天服用，并不能治愈

疾病，而且在有非注册商标类药品提供时，每年的花费可能达数百美元。 

其次，当一种治疗药物首次得到批准时，新药的长期临床数据通常是

有限的。比如，SparkTherapeutics 公司的 Luxturna 是一种旨在治疗

RPE65 基因介导的遗传性失明的基因药物（标价为每只眼睛 42.5 万美元），

它是依据有限的跟踪数据获得批准的。支付方理所当然可能不愿意为长期

效果不确定的药物买单。 

第三，患者频繁变更保险公司。许多人认为这减弱了各家支付机构愿

意为治疗药物的费用承保的动机，因为患者与同一支付机构相处的时间不

够长，无法让支付机构享受这些治疗药物带来的潜在节省，或者无法评估

它们的长期疗效。然而，这种说法与如下事实相悖：对于严重慢性病的情

形，患者可能不愿意改换健康保险计划。 

第四，在主要的政府健康计划中，处理新药问题可能特别棘手。对于

住院情形下要使用的药物，医疗保险(Medicare)支付要在诊断相关类别

(DRG)系统的框架内进行。根据该系统，住一次院就会被归入特定的 DRG，

它来确定医疗保险向医院支付的费用。对于新技术的情形，可能没有现成

的 DRG 可以充分捕获使用新药的固有费用。另外，监管机构可以使用的工

具（如允许为新技术进行附加支付的能力）可能需要时间安装到位，而且
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可能造成支付数额低于治疗的成本。 

另一个问题是，对于由患者自行管理的药物，参与医疗保险 D 部分的

私人计划按要求须提出年度申报，用于确定下一计划年度中该特定计划的

参保保费。2020 年 1 月 1 日起始的计划年度，其申报截止时间为 6 月的

第一个星期一。那么长的时间间隔使得计划难以准确预测将会产生的索赔，

尤其是对那些申报必须提交时尚未得到批准的新药的赔付。在医疗保险中，

各州支付的费用占了医保方案的很大比例。各州必须在它们的年度或两年

一度的政府预算编制过程中考虑医疗补助计划预算，将医疗补助计划资金

与教育、基础设施等其他州预算项目进行权衡。预算本身的滞后，加之政

治背景，可能造成的局面就是价格昂贵的新医疗技术也许得不到保险偿付。 

传统支付方式难题 

解决这些棘手的问题需要对支付模式进行大量改革，而改革又必须解

决若干问题，包括为高昂的前期治疗费用提供资金，确保保险公司只为能

够持续产生响应的治疗买单，承认保险公司的动机与那些前期费用高昂而

收效却大多累积给未来保险公司的药物可能难以很好地调和。我们已经看

到新支付模式的出现，它们或许有助于解决部分问题。 

比如，以效果为本的合同。只有在患者服用的药物成功达到预定临床

终点的情况下才给予制药商赔付。这可以降低保险计划为疗效不及预期的

药物支付过多前期费用的风险，而且允许这种风险由制药商和支付方共同

承担。这种合同（其中的保险赔偿取决于预定的目标效果是否在预设的时
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间段内实现）在欧洲已得到更广泛的应用，比如意大利的各种肿瘤治疗。

不过，在美国的实施可望增加，尤其是随着即将到来的一大波细胞和基因

药物得到批准。 

旨在解决巨大前期费用的另一种模式是分期付款，均摊在预定的时间

段里。分期付款有助于克服昂贵治疗药物带来的短期预算风险。虽然分期

付款模式对任何潜在治疗药物很有吸引力，可以帮助长期均摊费用，但是

它对于患者存量巨大、现在突然有可能治愈的慢性疾病而言尤其实用。 

以效果为本的合同也可以调整为分期付款的模式，从而帮助解决许多

罕见病药物高额的前期费用带来的挑战。Spark Therapeutics 公司针对基

因药物 Luxturna 的偿付策略就是将以效果为本的模式和分期付款模式结

合起来，其中 Luxturna 必须显示出短期的疗效（30-90 天）和长期的耐久

性（30 个月）才能获得赔偿，效果通过视力测试来衡量。此外，支付方可

以通过数年分期付款的方式来偿付 Luxturna 的费用。蓝鸟生物科技公司

(Bluebird Bio)和葛兰素史克公司(GlaxoSmithKline)也在欧洲分别为它们

的基因药物 Zynteglo 和 Strimvelis 提供类似的以效果为本的和分期付款

的方案。 

这些替代性支付模式的实施并非没有潜在的挑战。以效果为本的模式

要求支付方和制药商就产品性能、支付数量和时间安排的定义达成一致意

见。此外，患者恢复效果可能无法通过保险索赔数据立刻得到衡量，或者

患者可能在长期效果得到评估之前就变更了保险公司。这些问题还可能因
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