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台灣是全球第五個國家將罕病入法
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台灣罕見疾病用藥專款

2005 2006 2007 2008 2009 2010 2011 2012 2013 2014 2015 2016 2017 2018 2019 2020 2021
罕藥支出 5.1 10.8 11.1 13.5 15.1 17.4 20.8 26.1 30.4 36.4 41.4 45.9 53.6 58.7 61.3 70.5 73.0
成長率 112% 3% 22% 12% 15% 19% 25% 16% 20% 14% 11% 17% 10% 4% 15% 4%
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二代健保後罕見疾病用藥健保給付面臨嚴峻的挑戰
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取得罕藥認定(ODD)時間2

2012年以前被認定
成分共計53項

納入健保給付情形3

一代健保時期(2012年以前)，共計38項成分被給付

給付率71.7% (=38/53)

二代健保時期(2013年以後)，共計21項成分被給付

給付率55.3% (=21/38)

1. 經認定罕藥品項擷取自111年版「罕見疾病防治及藥物法」藥物年報(110年10月13日整理)
2. 如同一品有2個以上罕藥認定時間(不同適應症)，以最新為主。
3. 健保給付情形統計至2022/8

共計91項
成分被認定
為適用於罕
見疾病藥物1

年度 2013 2014 2015 2016 2017 2018 2019 2020 2021 2022

給付數 2 0 1 2 0 6 4 4 1 1

2013年以後被認定
成分共計38項



ODD granted Ingredient (Brand Name)

2014/2/12

2016/1/19

2014/11/4

2015/11/6

2014/12/30

2015/4/21

2013/10/7

2015/8/17

2016/10/27

2018/3/12

2018/1/22

2016/10/27

2016/5/6

2019/1/19

2016/10/27

2020/8/26

根據協會的統計資料，從二代健保開始
罕見疾病用藥平均需要花3年的時間來獲得健保給付
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Licence approvalODD granted Reimbursement effective

0 10 20 30 40 50 60 70

Siponimod fumaric acid (Mayzent®)
Evolocumab (Repatha®)

Icatibant (Firazyr®)
Taliglucerase alfa (Elelyso®)
Velaglucerase alfa (VPRIV®)
Cladribine (MAVENCLAD®)

Nusinersen (Spinraza®)
Alemtuzumab (Lemtrada®)

Dimethyl fumarate (Tecfidera®)
Macitentan (OPSUMIT®)

Teriflunomide (Aubagio®)
Elosulfase alfa (Vimizim®)

Selexipag (UPTRAVI®)
Cholic acid (CHOLBAM ®)

Peginterferon beta-1a (Plegridy®)
Eliglustat tartrate (Cerdelga®)

Months

Time (mo) Price

63 other2

58 A10 lowest

57 A10 lowest

42 other2

40 A10 lowest

39 other2

38 A10 lowest

38 other2

33 other2

28 A10 lowest

24 other2

22 A10 lowest

22 A10 lowest

17 A10 median

16 other1

6 A10 lowest

Other1 : propose by manufacturer (lower than A10 lowest price)
Other2 : Treatment-course dosage ratio

35.5 months (median)
34.0 months (average)

from ODD to Reim

(統計2016-2020被納入健保給付藥品)



自二代健保實施以來罕見疾病用藥
健保不給付的理由

36%

14%

36%

14%

共同擬訂會議不建議納入給付原因

不具成本效益 未領有許可證

療性證據不足/不明 其他

PBRS 
會議時間

品項成分

不納入給付原因

不具
成本效益

未領
有許可證

療效證據
不足/不明

其他:

2014/09 Soliris Injection (eculizumab)-for aHUS V
2014/10 Soliris Injection (eculizumab)-for aHUS V

2015/06 Vyndaqel (Tafamidis meglumine) V 國內病人基
因型態不同

2015/06 Juxtapid (lomitapide) V
2016/08 Afinitor (everolimus)-for TSC V
2016/12 Juxtapid (lomitapide) V V
2017/08 Uptravi (selexipag) V

2018/12 Soliris Injection (eculizumab)-for aHUS 每人藥費
太高

2021/12 Onpattro (patisiran) V
2021/04 Brineura (cerliponase alfa) V

除上述原因，會員公司反映於專家會議/討論階段被拒絕給付之理由：
尚未找到需要/適用之病人、廠商需降價至某程度方予收載、
沒有「長期」療效證據、價格因素、無迫切需要….



給付決定會議-藥物共同擬訂會議之代表組成

8

主管機關, 1
藥物管理機關, 1

學者專家, 9

被保險人代表, 2

雇主代表, 2

醫院協會, 1醫師公會, 1
中醫師公會, 1

牙醫師公會, 1

藥師公會, 1

各層級醫院, 8

• 會議的組成過半是
醫療提供者

• 被保險人代表僅有
2-3位佔極少數，
並無罕見疾病病友
代表或團體代表

• 健保署僅能運用病
友意見蒐集方式，
不足以讓病友的意
見納入決策



HTA 的流程以及應用在罕藥的挑戰
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• 罕病病患人數少且個案差異大以至於療效的
評估無法用試驗絕對量化的方式來做呈現

• 對於罕見疾病也由於病患人數少以至於整個
疾病的進程並無法有透徹的暸解，讓治療的
價值可以有最好的呈現

• 不容易明確定義相關的直接間接醫療成本以
及具體反映罕見疾病病患家庭所面臨的挑戰

罕藥應用HTA的挑戰



罕藥協會建議方向

1. 政策的可預期性是跨國藥廠決定新藥上市優先順序的重要考量
• 健保應遵循目前藥物給付項目及支付標準的核價方法

2. 雖然健保署有運用網站蒐集病友意見，惟罕病病友未能參與討論決策，導致罕藥納
入給付過程缺乏罕病病人的聲音而長期被忽視

• 建構病人聲音評估的標準作業 (Disease Burden, 生活品質, 生產力的維持等)
• 針對罕見疾病間接花費應該要放入更多的比重
• 應該要讓病人在健保決策的過程中有一正式的角色

3. 建議加速罕見疾病用藥給付，惟對藥品經濟效益若有不確定性的治療，應先行給付，
給付後建議政府可考慮建構RWE的登錄系統，以收集相關實證以供後續與廠商協商
政策方向。在已認定為罕藥卻尚未完成健保給付前，政府依法應有積極、具體做法
及編定預算，協助病患取得適當的罕藥治療。



罕藥協會建議方向

4. 但對於第一個研發的藥品且無其他替代治療的品項應該要從更多對整體社會影響的
層面來考量

5. 二代健保實施後，罕藥在健保給付決策過程冗長，且多數不同意給付。應建立病患
救濟程序，並且建議修法明確定義救濟程序及期限。
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Thank You
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