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2006年11月18日，第4屆罕見疾病獎助學金頒獎

典禮在台北縣政府603大禮堂熱鬧登場！不但有

可愛的超大熊熊在報到台親切地和小朋友打招呼，

會場內更由本會校園宣導的秘密武器兼吉祥物──

亮亮，跳了一段動感舞蹈，為整個頒獎典禮拉開歡

樂的序幕。

本屆頒獎典禮共

有47種病類，222

位得獎者。本會

有感於許多病友的

子女一方面須照顧發

病的父母，另一方面

還要努力求學，因此

這次特別增列「罕病

優秀子女」獎學金；

另外，為感謝長年來

默默協助本會校園宣導

的朋友們，亦由本會常務董事陳莉茵女士代表致贈

「罕病親善大使」獎牌，希望藉由這群親善大使的

努力，打造更加友善的校園環境。

活動當天，除國健局吳秀英副局長、

台北縣周錫瑋縣長蒞臨致意外，還有許多

傑出藝人更紛紛共襄盛舉，包括知名主持

人于美人、傑出藝人光良、藍正龍、夏克

立以及電視節目「美人晚點名」製作人劉

俊麟等，都盛裝出席為這群得獎者加油；

而香港大學羅秉祥教授也在百忙當中抽

空前來現場，獻上最真摯的祝福。典禮最

後，光良與本會天籟合唱團共同合

唱「童話」，為整個典禮掀起另一

波高潮，也畫下完美的句點。

這次頒獎典禮要特別感謝贊助單位觀樹教育基

金會以及華碩電腦施崇棠董事長的仁心善舉。因為

有他們的支持，許多病友在學業、專業上的努力獲

得肯定。有的小朋友雖然行動不便，仍堅持遠從屏

東上台北領獎；也有視障的朋友在媽媽的陪伴下，

上台領取這份得來不易的榮耀。期待未來更多朋友

繼續支持我們，讓這群努力的罕病學子在求學路上

能有更多陪伴、更多力量！

第4屆罕見疾病獎助學金頒獎典禮

堅強，為生命創造撼人樂章
第四屆獎助學金頒獎典禮聽見生命的凱歌
文◆方馨嫺（本會活動公關組專員）

本會常務董事陳莉茵女士代表

致贈「罕病親善大使」獎牌。

歌手光良與本會天籟合唱團帶領現場合唱「童話」。
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人
生沒有完美，種種缺點與意外都是上天給我

們的考驗與磨練」。罕見疾病基金會創辦人

之一的陳莉茵女士，當年以病患家長身分，全心

擔任推手創辦基金會，不止為愛兒的病尋找醫療希

望，更服務了在台灣各個角落的罕病病友與家庭。

這是非常有勇氣的作為，就像她在「美人晚點名」

節目上說的：「當沒有路走，還是要走下去，才會

有拓展康莊大道的機會」。因為成立基金會，不只

是愛心與理想，更是需要許多行政與人力資源的投

入，才能讓會務順利完成，也才能讓病友擁有好的

服務。

陳女士與眾多病友協會創辦人一樣，擁有令人

佩服的勇氣，就是將自己家庭最艱難的部分，曝光

與他人分享，期待協助更多病友，以及對社會大眾

作宣導。那就像把私人日記與眾人分享一樣，是矛

盾而偉大的。陳女士的體會「我們可以悲傷，但不

用心碎」，讓她為病友繼續努力。

觀樹只是幫手，盡己之力而已。三年前，觀樹

在致力了多年環境教育工作之後，董事長施崇棠先

生，有感於貧富差距之大，另設「藍鵲家族」學業

輔導補助專案，期許自己行有餘力，也能陪伴社經

弱勢家庭的父母，讓有心向學的孩子可以順利走上

升學之路，只是略盡棉薄之力。在這個過程中，透

過家庭訪視、學校拜訪，真正收穫的

是我們所有的工作人員；這不僅讓

我們年輕的工作人員，能實際走入

社會參與服務，對於大家的生活及

生命，也有絕對正向及良善的

啟發。所以後來「藍鵲家族」的計畫，也涵概了家

庭照顧、生活照料，希望有緣份和我們接觸到的家

庭及孩子，我們真的能幫上一點兒什麼忙。

與陳女士的相識，以及和其他亦是病友、亦是

工作人員的接觸，讓我們看見「絕地花園」裡無限

的生機，以及令人動容的生命力。觀樹帶著感恩與

學習的心，接受這片慈美花海的洗禮，感謝所有大

慈大悲的父母及堅強的孩子，為我們付出生命，引

導整個社會走向更慈悲、更寬容、接納更多、關愛

更多的社會。這一如我們在環境教育工作上所學習

到的，把「自我中心」的視野放大，讓我們的心眼

能包容、體貼更多的人、生命，甚至非生命。

我們期待獎學金的頒發能讓獲獎人備感溫馨與

榮耀，甚至成為生命中的愉悅記憶，為可貴的生命

增添一只甜美的逗號。

第4屆罕見疾病獎助學金頒獎典禮

【主‧辦‧單‧位‧的‧話】

疾病罕見，但愛心無限！
台灣的森林有一種漂亮的鳥，總是拖曳著長長的尾巴，飛越林稍。

只要見著一隻，便會見到第二隻、第三隻⋯⋯牠們總是彼此照應、相互幫忙。

因為一襲寶藍羽衣，人喚「台灣藍鵲」。最令人感興趣的是牠們共同育雛的「幫手行為」，

透過親族的協力照顧，不僅食物不虞匱乏，更大大減低了天敵的侵擾，因而增加了幼鳥順利成長的機會。

而罕病由於其先天限制，病家彼此的扶持也有如藍鵲的「幫手行為」，讓生命的成長更堅韌而偉大！

文◆洪粹然（觀樹教育基金會執行長）

「

觀樹教育基金會執行長鼓勵大家與病友互相扶持，發揮藍鵲的

「幫手行為」。



既
幸運亦榮幸，獲得「第四屆藍鵲家

族罕見疾病獎助學金」之進修助學

獎項，與會中看見每位病友以堅強奮鬥精

神，超越生命之多重障礙，突顯永不向命

運低頭的毅力，鼓舞了在場的每一位參與

人士，場面既感動又溫馨。

三十萬分之一的機率既然發生在我

身上，在無從選擇之下唯有坦然面對，接

受這生命中不公平的事實，正因為人生之

中有種種的缺陷與不完美，我們才要不

斷地去超越、去創造、並提昇自己對生命的深層體

認；亦唯有如此，才能在逆境中成長，愈挫愈勇，

勇敢向前邁進。

每位罕病病友皆身負不同層面

的脆弱與殘缺，無時無刻地身陷挫折

與困境，無數次的跌倒及爬起，依然

憑著毅力創造生命中的奇蹟。藉此與

大家相互勉勵，正如海倫凱勒曾言，

「面對光明，陰影就在我們身後」，

期許大家在未來的不可預期中，能更

加堅強，勇往直前。

最後要感謝罕見疾病基金會、觀

樹基金會、家人與朋友等，有大家的陪伴扶持及相

挺，我想，這一路走來並不孤單。

第4屆罕見疾病獎助學金頒獎典禮

【得‧獎‧感‧言】

面對光明，陰影就在身後
文◆黃鯤水（病友進修助學金得主）

【得‧獎‧感‧言】

我和爸爸領獎記
文◆吳昱學（罕病優秀子女獎學金得主）

記
得有一天放學回家後，爸

爸告訴我說：「昱學！恭

喜你得到了罕病優秀子女獎學

金！」，當時我的心裏非常高

興，因為這是我第一次得到獎學

金，我好希望領獎的日子趕快來

到！

領獎的那一天，爸爸陪我

到臺北縣政府的大禮堂去報到，

我看到好多得到罕見疾病的小朋

友。爸爸告訴我說：「這些小朋

友他們的身體雖然和正常人不太一樣，或者有些因

為生病而造成行動不太方便，但是仍然很努力的上

學並且認真唸書，所以你更應該向他們學習，並且

珍惜自己健康的身體。」爸爸的話

讓我的心裏很感動也很佩服他們！

頒獎典禮開始後，我看到了

一些電視上知名的人士來頒獎並且

幫大家加油、鼓勵和打氣，當叫到

我的名字上臺時，我的心裏很緊

張，也有一點不自在，領獎以後，

我和一些明星合照並且要到他們的

簽名，這是我最難忘的得獎經驗！

回家後，媽媽幫我把獎狀掛在牆壁

上，我好希望自己明年還可以再領

到這個特別的獎學金和獎狀，更要謝謝罕見疾病基

金會的叔叔阿姨們為我們舉辦這個活動。
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歲
序方才邁入嶄新的

2007年，本會即在大

家的期盼中，於1月6日正式

為中部辦事處揭開序幕。這

是本會繼2005年7月南部辦

事處成立以來，為落實在地

化服務而奠定的第2個服務

據點。成立大會當天盛況空

前，政府官員代表、遺傳科

醫師、專業治療師、社工人員以及各界來賓6、70人

將偌大的辦公室擠的水洩不通，由此不難想見各界

對罕病擴大服務的大力支持與鼓勵！

中部辦事處坐落於中國醫藥大學附設醫院附

近的進化北路上，佔地寬廣，交通便利，中部病友

及民眾毋需南北奔波，或打長途電話詢問相關醫療

補助訊息了！正如本會曾敏傑副董事長說：「藉由

中部辦事處的成立，本會期待結合當地的醫療、社

政、教育等相關資源，就近提供病家之所需。以在

地人服務在地人的精神，深耕基層，積極拓展罕病

服務，共同打造病友的美麗新家園！」

值得一提的是，中部地區有不少威廉氏症與小

胖威利氏症病友，中國醫藥大學中醫學院蔡輔仁院

長指出，這類的孩子因疾病的關係，發展遲緩，肢

體動作協調困難，導致「感覺統

合異常」。 有鑒於此，中部辦

事處除了一般性的服務之外，更

重點發展「罕病感覺統合輔助服

務」，期待結合相關感覺統合的

專業師資與機構，使當地罕病兒

能夠在復健訓練和反應上獲得改

善，並能安全快樂地長大。

曾協助罕病兒的感覺統合

治療師林鳴軒先生認為，感覺統合是復健的一環，

針對不同的孩子，需要量身打造不同的復健計畫，

而罕病兒又跟一般腦麻、智能障礙者有所不同，更

須依其身體功能狀況，制定如肌肉、認知、感覺統

合等訓練。難怪威廉氏症兒小捷的媽媽難掩興奮地

說，「得知基金會中部辦事處附設感覺統合教室，

我們已經迫不及待地去參觀了好幾次。終於有個地

方能讓我們聚會，孩子也能在感覺統合教室活動，

不必擔心異樣的眼光了！」

此外，中部辦事處亦著手推動心理諮商、生活

及安養補助、關懷訪視及校園宣導等服務措施，並

強化第一線到宅的關懷訪視，以充分瞭解病友之實

際需求。未來也將成立繪畫班、打擊樂器班、電腦

課程，並陸續舉辦各項病友活動。我們衷心希望中

部辦事處不僅成為服務的據點，更是病家的依靠與

港灣，讓愛的實際行動從這裡向外蔓延。歡迎社會

各界給予我們支持指教！

新年「心」希望，從「中」蔓延
本會中部辦事處正式成立
文◆本刊訊

罕見疾病基金會中部辦事處

＊地點：台中市北區進化北路238號7樓之5

（世基金融大樓）

＊電話:（04）2236-3595 傳真:（04）2236-9853

＊服務時間：上午09:00-12:30，下午13:30-18:00

中部辦事處將為中區病家建設美麗的罕病家園。

感覺統合教室聘請專業治療師為病童服務。
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攸
關國內百萬名身心障礙者的身心障礙者權益

保障法（簡稱「身保法」）已於日前通過行

政院版本，並送交立法院審理，最快在下一個會期

內即有機會排入議程。然在身心障礙者權益保障法

討論的過程當中，不論政府或民間皆傾向將身心障

礙者之資格認定將原本16類的障礙類別，改為依據

聯合國世界衛生組織所頒佈之「國際功能、障礙與

健康分類系統」，分為8款身體系統構造與功能類別

有因損傷或不全導致顯著偏離或喪失，及影響活動

與參與社會生活者，作為身心障礙資格認定標準，

並由醫事、社會工作、特殊教育與職業輔導評量等

相關專業人員在內的專業團隊成員來進行認定。

障礙類別改依據聯合國世界衛生組織所頒佈

之ICF（International Classification of Functioning,

Disability and Health）分類法，落實了以功能缺損及

活動參與來作為身心障礙的評斷標準，以便與國際

接軌，此舉原則上是一種進步，但站在罕病病友的

立場，因疾病不但具有特殊性跟稀少性，且不斷有

新的疾病被發現、公告，故ICF所分之8大類功能是

否足以將之完全涵蓋，尚待商榷；再者，由於罕病

專科醫師人數甚少，以「各縣市」層級所組成的專

業團隊，其鑑定是否真的夠專業？若有爭議如何處

理或複審？現行公告罕見疾病在公告前皆已經過專

業醫療人員的審定，一再重複的審核、認定，除了

擾民之外是否反而形成資源浪費？實值

得政策制訂者在審查法案時通盤考量。

針對身保法的修改，本會全力支持

各項符合世界潮流與貼近社會現況的更

新。但是，罕病病友原本即是「身心障

礙者中之弱勢」，權益常常被忽略，故

對於該資格認定方式之變革所可能產生

的影響，政府相關單位不可不慎！未來

修法過程中，本會將促請立法院，考慮

除ICF分類表外，亦另增列「其他經中

央衛生主管機關認定之功能缺損者」，

保留以衛生署來認定何謂功能缺損的彈

性，以維護罕病病友及其他特殊身障者

之權益。

身保法分類標準變更

罕病病患資格難斷
此次身心障礙者權益保障法修正案針對障礙類別之認定，

將改採世界衛生組織所頒佈之ICF分類法為標準。

然罕病病況複雜、診斷難度極高，

未來在評定罕病族群之資格時，審核機制應將其稀少、

特殊而罕見的特性完整地納入考量，

給予適度的彈性空間，才能真正落實專業、客觀、公正的判定。

文◆陳新立（本會研究企劃組專員）

ICF分類表與原身保法障礙類別之對照
ICF分類 原身保法分類

1 心智功能

智障、自閉症、失智

症、頑固癲癇（也許

包括精障）

2 知覺功能 聽障、視障

3 聲音與語言功能 語障

4 呼吸、循環、免疫、心臟系統功能 重器障

5 消化、內分泌、新陳代謝功能 重器障

6 泌尿與生殖系統功能 重器障

7 神經、骨骼、肌肉移動功能 肢障

8 皮膚與相關功能 顏面傷殘

其

他
－－

罕見疾病、植物人、

多障、其他（無法納

入，將併入1-8分類）
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有
空嗎？今年不能再沒空了吧？」創意

十足的「2006 ING臺北國際馬拉松」

廣告，藉由密集宣傳強力放送，在活動當日

吸引高達11萬人熱情參與。ING 臺北國際馬

拉松自2004 年起發起公益路跑，透過全台

三場暖身賽及國際賽，累積公益捐贈基金。

其中賽前暖身賽中，大會為每一組Fun Run

6人組捐出100 元給本會；國際賽則以跑者

人數乘以完跑公里數為總額，將所有金額百

分之20捐給本會。而為了感謝ING安泰人壽

的愛心，今年暖身賽活動更有罕見疾病的小

選手共同參與，一起為愛心而跑。

ING安泰人壽長久以來一直支持和協助罕見疾

病基金會推廣二代新生兒篩檢以及關懷罕見疾病，

去年除了捐贈「台北國際馬拉松」的愛心基金外，

另外還有「賀中秋，做公益」嘉年華會活動，兩場

活動共計捐贈本會50餘萬。本會也會將此善款全數

用於推動二代新生兒篩檢補助及罕見疾病教育宣導

上，和ING安泰人壽共同為罕見疾病病患福利而努

力。

ING 臺北國際馬拉松為愛而跑

文◆本會活動公關組

跨年倒數　如新散播愛之火

5、4、3、2、1⋯⋯HappyNew Year！在迎接2007

年的時刻，罕病泡泡龍病友

們正在台北101大樓對面的如

新公司招待會館，享有全台

北最佳位置，與親朋好友、

如新公司的夥伴們參加「慈

善跨年晚會」，一起倒數計

時，觀賞精彩的101煙火秀，

共同期待新的一年來臨！

　　一向對罕病病友愛護有

加的如新公司，繼泡泡龍香港之旅與台中歡樂行之

後，在歲末迎新之際慷慨地在公司的泉源會館，為

泡泡龍病友預留一個最美的位置，讓他們也能享受

高空倒數的快感！雖然病

友與家屬們經歷了一番苦

戰才能抵達，但看到如新

熱情的接待與精彩的101

煙火秀之後，所有疲憊全

都一掃而空！如新夥伴的

愛之火讓泡泡龍病友心

中充滿了濃濃的暖意。

　　對於稍微碰撞就會產

生水皰的病友來說，參加

「如新慈善跨年晚會」

真是一個難得的經驗。如新公司愛心的火花，讓空

中煙火的絢麗，在病友心中激起更燦爛的新年新希

望！

「2006 ING臺北國際馬拉松」也熱心為罕病病友謀福利！

「

如新公司招待泡泡龍病友參加「慈善跨年晚會」，盡情歡

呼迎新年！
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成
立於 1 9 8 3年的「美國罕見疾病組織」

（National Organization for Rare Disorders;

NORD）無疑是各國罕病團體的老大哥，一方面

是早在1983年即成功推動世界第一部「孤兒藥法

案」，用來獎勵美國藥商研發罕見藥物，以協助

約受6千種罕病影響的2500萬美國人；此外它更

是美加地區主要跨病類的罕病組織，本會也因此

自2002年起即成為其「副會員組織」（Associate

Member）至今。2006年起，本會並成為「歐洲罕

病組織」（European Organization for Rare Disorders;

EURODIS）的團體會員，與世界主要罕病組織建

立更緊密的交流；而「美國罕見疾病組織」的副

總裁Mary Dunkle與「歐洲罕病組織」的總裁Terkel

Anderson並曾於2005年在本會的邀請下，赴台參

加衛生署國健局所舉辦的國際研討會。因為Mary

Dunkle曾參訪過本會以及韓國罕病組織，熟悉亞洲

罕病事務，也對於本會一直十分友好，因此在海外

的中秋節之際，我們更貼心的送上來自台灣的中秋

月餅，也讓Mary極為感動，並順勢談妥同意本會轉

載她一篇有關亞洲罕病考察的報告。（見36頁）

以病友為主 為罕病研究佈局

今年「美國罕見疾病組織」的年會於華盛頓

特區附近的Bethesda市舉行，因地點鄰近美國國家

衛生研究院（National Institute of Health; NIH）之

故，因此大會係由「美國罕見疾病組織」與美國

NIH的「罕病辦公室」（Of ce of Rare Diseases）合

辦。大會主題設定為「Road Map for Rare Diseases

Research」，著重討論孤兒藥研發與上市過程的規

範、管理及科學議題，而邀請的講者也因此較限縮

在政府官員、研究人員、以及產業界人士，議程進

行的規劃也捨棄過去專業與病友雙軌進行的方式，

而成為講者以專業人士為主、聽眾以病友為主的單

軌議程方式；因此可以想像經常會擦撞出意想不到

的火花，例如科學強調的嚴謹程序總要面對病友急

切的無奈，而政府的研究也總要面對病友期待政府

在研究以外更多的協助。

在9月28日起4天的議程中，第一天係由晚上

的註冊以及簡單的歡迎茶點儀式開始，過程輕鬆自

在，未如國內研討會常見的隆重嚴肅。同時這段時

間也是20餘個展示攤位布置攤位的時間，包括有政

府單位、藥商、病患團體、醫院、學術單位、細胞

庫管理單位等；透過看板、印刷品、禮物、影片、

人員解說等，以達到宣導、招募、募款、合作等

深入世界罕病社群
2006美國罕病組織年會紀實
去年9月，本會受邀至美參加「美國罕見疾病組織」年會，吸收、結合國外罕病組織的資源與力量，

以造福本地罕病族群；同時更積極傳達本會的經驗，

將多年來努力的成果與世界分享，建立台灣在國際罕病社群之地位。

文◆/曾敏傑（本會副董事長）

國際交流 America

美國國家衛生研究院「罕病辦公室」的Dr. Stephen Groft主任
（左）向本會曾敏傑副董事長（右）表示樂意參與本會舉辦之

研討並提供美國相關經驗。
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目的；其中美國Genzym公司的攤位上，並以台灣

黏多醣症病童黃永強所繪一幅名為”My Body and

My Heart” 最引人注目，在圖畫下側用繁體中文寫

著：「我的身心：我的身體沒辦法幫助別人，我的

心卻可以幫助別人；我的身體不夠高，我的心卻比

誰都高；我的身體沒有翅膀，我的心卻可以到處飛

翔」；永強與另一位來自台灣的病患李子婕都是入

選美國Genzym公司”Expression of Hope”全球畫冊

的得獎者。

肯定台灣罕病法給付孤兒藥及罕病政策進展

第二天則是全天的議程，透過報告以及提問等

方式進行，首先由「美國罕見疾病組織」的創辦人

以及總裁Abbey Myers女士主持開幕式及致歡迎詞，

Myers女士為罕病病患家長，雖然拄著柺杖，但精神

仍佳，多年來參與政府相關政策諮詢事務，因此談

起罕病與孤兒藥的相關政策與規範時，仍可感受其

對議題的熟悉以及受尊敬的程度。在休息期間，我

們也與Myers女士做了深入的交談，她非常高興遠

在亞洲的我們終於能夠參加NORD的年會，因為在

1998年我們開始籌募本會時，即曾得到Myers女士許

多鼓勵；而Myers女士也對於陳莉茵大姊公子秉憲意

外過世表達關切之意，也垂詢我兒曾子凡的疾病情

形，希望我能透過NORD的服務網絡與美國相同疾

病的家庭開始接觸；此外，Myers女士得知台灣已

實施罕病法，同時全民健保已給付孤兒藥等，給予

高度肯定。相對於美國部分病患因無法獲得保險，

以致必需依賴藥商人道救濟的情形，她個人感覺是

美國社會的羞愧；我們則提出孤兒藥價格太高的問

題，希望未來NORD能就這個議題繼續倡導協商，

否則將對開發中國家的罕病病患帶來排擠，她則指

出，歐盟國家介入孤兒藥價格的政策可能是未來可

以參考的方法。

第二天的主題主要著重美國NIH與FDA在罕病

議題以及藥物研發上的角色與規範，其中FDA「孤

兒用品開發辦公室」（FDAOf ce of Orphan Products

Development）主任Dr. Marlene Haffner負責報告FDA

最近有關孤兒藥與人道協助的發展。Dr. Haffner曾於

2001年在本會邀請下造訪台灣，對於我國在罕病政

策上的進展一直給予關注與肯定，在開始她的報告

之前，她特別介紹了來自台灣的我們，也接受現場

聽眾的掌聲歡迎。會後Dr. Haffner表示，本會所出版

英文版的「絕地花園」一書她已經收到，對於裡面

的病患故事極為感動。

此外在本次研討會中，我們也巧遇2001年曾

在本會邀請下造訪台灣的Cate Vockly女士，她當年

曾隨著先生Dr. Jerry Vockly醫師來台參加本會舉行

的研討會，並曾與國內遺傳諮詢員進行座談，目

前Vockly女士則是在美國尼曼匹克疾病基金會擔任

遺傳諮詢員。在展示會場中，我們也遇見了Angela

Gibson女士，她過去曾在美國杜克大學附設醫院中

擔任遺傳諮詢員，本會陳冠如副執行長當年曾接受

本會獎助赴杜克大學接受半年遺傳諮詢專業訓練，

Gibson女士當時還是她的訓練講師，目前則轉至

Genzym公司任職，負責美東地區罕病病患參與該公

司藥物實驗計畫的協調者。

美國分享藥物開發成果 本會扮國際橋樑角色

第三天著重於藥物臨床實驗與藥物開發的議

題，包括討論人體實驗委員會的運作與實際模擬、

病人參與對於藥物研發的貢獻、細胞庫收集與管

理、以及NIH的臨床中心介紹等。第四天則僅有

半天議程，分別是NIH的「罕病辦公室」主任Dr.

Stephen Groft報告有關罕見遺傳疾病的合作、教育、

與訓練方案，該辦公室於1993年因應國會要求強化

罕病研究、教育、與資訊提供而成立；我們在會後

與Dr. Groft有簡短交談，Dr. Groft為藥學博士且對於

病患團體極為關心，對於該辦公室網站中有關罕病

的資訊，他也同意我們可以加以運用，同時未來如

果有相關的研討會在台灣舉辦，他也將很樂意參與

並提供美國的相關經驗。

Dr. Haffner和Dr. Groft是美國政府中有關罕病與

孤兒藥業務的最高首長，透過以前以及這次開會所

建立的接觸，我們將可持續交流罕病最新的發展，

特別是在我國孤兒藥研發能力以及政府投入資源有

限的情況下，先進國家在孤兒藥研發上的成果，都

是國內罕病病患引頸企盼的希望，未來本會自然應

當積極扮演國內病患與國際罕病社群的橋樑。

國際交流
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亞洲：孤兒藥的嶄新境界
由於罕見疾病治療藥物與特殊營養品研發製造需要大量的經費，但使用人數極少，

藥廠在利潤的考量下，往往不願投入開發、製造或引進，

所以病患所需的藥物與特殊營養品又被稱做「孤兒藥」。

來台訪問過的美國罕病組織NORD副總裁Mary Dunkle女士，對亞洲罕病事務十分熟悉，

曾針對「孤兒藥」議題發表亞洲罕病發展之考察報告。本會特此轉載，

以供讀者了解目前亞洲的罕病發展。

譯◆邱曉萱（本會翻譯志工）

近
年來，亞洲在罕見疾病治療的發展上，開創

了嶄新的局面，部分亞洲國家分別研擬或正

在制訂各自的孤兒藥法案。

在孤兒藥的政策上，亞洲國家一方面參考了

美國在1983年制訂的孤兒藥法案，包含提供藥廠7

年的專利以及其他誘因以鼓勵孤兒藥的研發；另一

方面，政策制訂者除了密切注意其他國家的新進展

外，更試圖走出自己的路。

正因為全球有超過半數的人口居住在亞洲，藥

廠和生技公司對亞洲產生了極大的興趣，進而紛紛

投入數以千計的罕見疾病研究，不過對於何為「罕

見」的定義，則各國有所不同，以美國為例，病患

人數少於20萬的疾病被歸納為罕見疾病。

孤兒藥開發不易 台韓極力拓展國際合作

有些國家的病友團體積極致力於推動孤兒藥

的研發，比如台灣罕病基金會（TFRD）在2005年

12月舉辦「優生保健暨罕見疾病防治國際學術研

討會」，即邀請美國、澳洲、歐洲等國的講者共

襄盛舉。來自國外之病友團體代表如美國罕見疾

病組織（National Organization for Rare Disorders,

NORD），以及歐洲罕見疾病組織（European Rare

Disease Organization, EURORDIS）都受邀參加該研

討會。

2006年9月，韓國國家衛生研究院（Korean

National Institute of Health, KNIH）暨所屬的遺傳及

罕見疾病中心（Genetic and Rare Diseases Center）在

首爾市舉辦了為期兩天的研討會，會議中來自亞洲

和美國的講員針對孤兒藥的研發進行意見交流。韓

國國家衛生研究院（KNIH）最近除建置罕見疾病網

站供病友及家屬查詢外，也和美國罕見疾病組織簽

署瞭解備忘錄（MOU），協議將由NORD提供網站

所需的罕病相關訊息，這對長期缺乏罕見疾病資訊

的韓國病友及家屬而言，可謂一大進展。

上述的兩個國際研討會和網站，顯示出亞洲國

家正積極拓展罕見疾病的國際合作。與此同時，國

際孤兒藥研發的靈魂人物─美國藥物與食品管理局

孤兒用品開發辦公室主任Marlene E. Haffner醫師─

也強調國際合作的重要性，她說：「在25年前如果

要推動罕病的計畫可說是個奢望，但現在這個概念

已從美、日、台、澳、歐、南韓到全球廣為流傳，

成千上萬的病人有機會接受治療，許多尖端研究也

國際交流 Asia

美國罕病組織副總裁Mary Dunkle女士（左）與本會曾敏傑副
董事長（右）在2006年NORD年度大會上相談甚歡。
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正在進行；罕病是超乎國界的，也惟有共同合作才

能滿足病人在治療上的種種需求。」

美國經驗

自從孤兒藥法案在1983年美國參議院通過，並

由雷根總統簽署至今，已有超過1,400種以孤兒藥為

名的產品出現，其中有290種經過美國藥物與食品管

理局核准上市；反觀在孤兒藥法案通過之前，因不

敷成本之故，僅有少數幾家公司從事孤兒藥產品研

發。

時至今日，不論規模大小的公司都發現孤兒藥

研發領域的廣大利基，對病友團體而言，這樣的轉

變是前所未見的，光是今（2006） 年美國藥物與食

品管理局就核准了數種罕見疾病藥物，包括以酵素

替代療法（Enzyme Replacement Therapy）治療龐貝

氏症，以及黏多醣症第二型（Hunter Syndrome）等

兩種在過去無藥可治的代謝性疾病；根據估計，約

有300種罕病藥品正在進行臨床試驗或申請核准中，

預計將可造福超過600種罕病病患。

亞洲現況

日本是亞洲最早開始進行孤兒藥立法的國家，

在1993年，亦即美國孤兒藥法案通過後10年，開始

進行了孤兒藥發展計畫，這個計畫成功地吸引了外

國藥廠的加入。而日本的罕見疾病政策基本上和美

國孤兒藥法案相似，但並未完全相同。

在1980年代，美國罕見疾病病友團體透過共同

聯盟合作，之後進一步促成了NORD的成立，也讓

政府及更多人注意到孤兒藥的需求；目前在部分亞

洲國家也呈現出和美國相似的發展歷程。

以台灣為例，在罕見疾病防治與藥物法未通

過前，病人和家屬必須面對諸多挑戰，包括：藥價

昂貴、藥物無法獲全民健保給付、遺傳專業人力不

足，以及缺乏罕病相關資訊等。

台灣衛生署原本參考美國的模式推動立法，亦

即著重於孤兒藥的研發，但最後三讀通過的版本，

則主要是依照罕病基金會的建議。該基金會是由陳

莉茵女士和曾敏傑先生等兩位病友家長共同創辦。

罕見疾病防治與藥物法於2000年正式通過，囊括病

友及家屬的各種需求，包含對健保未給付的部份提

供補助、增進公眾認知與教育，以及核准遺傳諮詢

網絡。

根據曾敏傑教授提供的數據顯示，在「罕見疾

病防治與藥物法」通過三年之間，全民健保給付的

孤兒藥項目從27項增加到52項，而健保登記補助的

個案也從435位增加至874位，給付的金額從330萬美

金增加至790萬美金。台灣政府當局也拓展了新生

兒篩檢的計畫，運用串聯式質譜儀檢測約30種先天

性代謝疾病，罕見疾病基金會則另外提供補助，使

原住民新生兒篩檢完全免費，從2002年到2005年之

間，共有105個先天性代謝異常的個案透過早期篩檢

而能早期發現。

韓國是另一個積極推動罕見疾病研究以及孤兒

藥研發的亞洲國家，由韓國國家衛生研究院及所屬

的孤兒藥中心、遺傳與罕見疾病中心以及生醫科學

部門共同致力於罕見疾病研究，如同台灣的情形，

韓國的病友團體也非常活躍，組成了韓國罕見疾病

組織（KORD）。

韓國對孤兒藥的需求與美國的情形類似，在近

幾次國際研討會中，韓國講者強調的重點是國內孤

兒藥拓展的可行性，以及增進國際合作以鼓勵孤兒

藥的研發，在這方面韓國展現了濃厚的興趣以及企

圖心，而這部分從韓國國際研討會邀請的三位國會

議員致詞中可見端倪。

包括香港和新加坡等其他亞洲國家，在其成熟

的醫療體系中，有一小群人努力支持孤兒藥相關活

動，另一方面，中國也對孤兒藥領域展現出興趣，

但其市場迄今仍尚未成熟。

Abbey S. Meyer是美國NORD的總裁，也是催

生美國孤兒藥法案的靈魂人物，她察覺到亞洲正逐

漸重視孤兒藥領域，並將其視為正面且可喜的徵

兆，她強調：「在美國的我們觀察到亞洲對孤兒藥

的興趣逐漸提升，而我們也非常樂意在可行的範圍

內提供各種協助。孤兒藥法案已經帶給許多病友和

家屬希望，我們期待、也很高興得知其他國家也同

樣地，對那長久被遺忘的人群付出關心。」（全

文經同意授權轉載自The Pharma edge newsletter.

Copyright 2006 SPG Media Limited..）
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罕見疾病安養照護基金執行成果
本會首次於2004年辦理之「罕見疾病安養照護基金募集計畫」，全數用在辦理罕病個案安養

照護補助、訪視服務及與罕病相關病友團體及養護機構進行特定照護方案合作等。2005至2006年

度執行金額為4,286,102元；其他相關資料請上本會網站查詢：http://www.tfrd.org.tw。

線上信用卡捐款　付出愛心最便利
為方便善心人士發揮愛心，本會特與智邦公益館合作進行線上信用卡捐款，只要前往本會網

站首頁之「如何幫助我們」，點選「線上信用卡捐款」，進入智邦公益館「線上信用卡捐款」頁

面，依指示按步驟操作即可。（此線上刷卡機制係由智邦公益館與台灣銀行共同建置，透過其完

善的保密機制為所有捐款人資料把關，敬請安心使用。）歡迎各界人士多加利用！

腎上腺腦白質失養症及龐貝氏症照護手冊歡迎索取
本會為使病家深入瞭解疾病及照顧原則，於2006年底出版「腎上腺腦白質失養症」及「龐貝

氏症」兩種病類之照護手冊，以滿足病家迫切的需求。手冊之「疾病面面觀」單元介紹疾病臨床

症狀、診斷原則、照護原則、營養照護原則及遺傳諮詢等；而「心情留言版」則邀請病友或家屬

分享其經驗，並為罹患相同疾病的病友及家屬打氣。值得一提的是，我們特別增加了「Q ＆ A問

與答」單元，提出許多相關的醫療常識與社福資源訊息，以供參考依循之用。

為服務民眾，本會可將照護手冊寄送給所有需要的人，也歡迎相關從業人員、專業醫護、社

工人員來電索取。聯絡電話：02-2521-0717轉121至124研究企劃組。

第八屆碩博士論文獎助學金得獎名單公告
本會2006年度舉辦之第8屆罕病博碩士論文獎助學金共有9位申請者角逐，經過評審委員嚴格

的審查，共有7位優秀學生得獎，名單如下：

編號 姓名 學校名稱 就讀科系

1 黃偉益 陽明大學 公共衛生研究所

2 蔡力凱 台灣大學 臨床醫學研究所

3 張嘉玲 台灣大學 分醫所遺傳諮詢組

4 蘇瑞臻 東吳大學 社會工作碩士班

5 丁貞嘉 中正大學 社會福利研究所

6 鄒孟珍 清華大學 科技法律研究所

7 何柏儀 陽明大學 遺傳所碩士班


