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壹、前言

壹、前言

臺灣自2000年通過《罕見疾病防治及藥物法》（以下簡稱罕病法），成為全

世界繼美國、日本、澳洲及歐盟後，第5個立專法保障罕見疾病（以下簡稱罕病）

病人照護權益的國家，更是世界上第一部同時保障罕病防治及用藥的專法。全民

健康保險更於2002年將罕見疾病1納入重大傷病的範圍，免除罕見疾病患者部分

就醫負擔，並於2005年將罕見疾病用藥（以下簡稱罕藥）列為健保總額之專案專

款，以避免罕病藥費於總額支付制度下受到排擠，此專款亦用於支應給付範圍擴

增及新藥收載。這一連串制度的建立與實施，讓臺灣在過去20年來足以做為全球

罕病照顧及病人權益維護推動的先行者，並成為世界各國於推動罕病相關立法及

政策時的典範。

社會保險的精神，在以制度強化民眾照護的風險分攤及互助合作的連帶思

想（solidarity）[1]。我國在1995年3月1日開始實施「全民健康保險」（以下簡稱

健保）以增進全體國民健康，然2013年1月第二代健保上路，原負責審議新藥收

載的中央健康保險署（以下簡稱為健保署）「藥事小組會議」審查制轉變為「專

家諮詢會議」，權責改變為協助健保署提出初步意見，審議決議則改由新設的 

「共同擬訂會議」訂定，惟彼此角色功能似有定義不清，程序及決議依據缺乏足

夠透明度，以致罕藥的特殊性受到忽視而與一般藥品進入同樣的審查過程。本會

及罕病團體觀察到在新藥取得罕藥認定或藥證後，獲健保收載給付的等待期越來

1.衛生福利部「罕見疾病審議認定原則」對罕見疾病制定七項認定原則，詳見附錄二。 
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越長，獲得健保給付的數量亦明顯下降，嚴重剝奪罕病病人用藥權益，更危及部

分病人的生命權。相較於一代健保實施期間（1995年至2012年），原為86.8％的

罕藥給付率，於二代健保施行後（2013年至2023年10月），通過罕藥認定的55

種罕見疾病藥物中，僅有29種獲得健保給付，給付率僅52.7％；罕藥於二代健保

獲健保收載給付的等待期，更由一代健保期間的5.2個月，大幅增加至29.9個月2

。對多數沒有替代藥物治療的罕病病人來說，終於有新研發的藥物可用於治療是

何等的歡欣，卻又驚愕地發現，在健保不給付的情況下，負擔不起藥費，加上等

待期延長，真是一種煎熬。

在英國《經濟學人》於2022年9月公布的罕見疾病藥物給付調查報告中[2]，

比較法國、德國、英國、澳洲、日本、韓國與臺灣的罕病照護制度，並具體呈現

在各國制度下，七種罕病新藥及一種基因治療由取得藥物許可證到通過給付所花

費的時間。調查結果顯示，臺灣在罕藥取得藥證及獲得給付的速度上，皆落後其

他六國，但同時也發現，各國和臺灣一樣皆面臨著罕病新藥給付困難的處境。報

告指出「衛生照護系統現在能夠幫助十分之一到五分之一的罕病病人，但更令人

擔憂的是，這些人當中只有大約10％的人接受了治療。該如何讓病人獲得治療，

將是衛生照護系統所面臨的挑戰。」不過，隨著人權意識高漲的浪潮，弱勢群體

的人權愈受到重視，各國紛紛意識到基於機會公平原則，以政策墊高弱勢取得照

2. 本會彙整自衛生福利部中央健康保險署及食品藥物管理署公告之統計資料：
⑴  衛生福利部中央健康保險署「經簽訂供貨無虞合約適用「全民健康保險藥物給付項目及支付標準」
不可替代特殊藥品及罕見疾病用藥「尊重市場價格」之執行原則藥物名單」。（檢視於2023年10月
27日）。h�ps://www.nhi.gov.tw/Content_Li�.aspx?n=2495A5745AF32706&topn=5FE8C9FE-
AE863B46

⑵  衛生福利部食品藥物管理署「罕藥名單 112年7月17日更新」。（檢視於2023年10月27日）。h�ps://
www.fda.gov.tw/tc/siteli�.aspx?sid=10757
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護的機會，對治療罕病的罕藥應與一般藥物有不同的評估標準，則應是文明社會

的表徵，因而開始對現行給付制度進行調整，並提供相關配套或補助專案措施，

以提升罕病新藥於病人的可及性。反觀臺灣，截至2023年10月，依然有約1,581

位3罕病病人，遲遲等不到他們唯一的治療藥物通過健保給付。

今（2023）年，石崇良醫師接任中央健康保險署署長後，開始逐步正視健

保藥品支付所面臨的困境及挑戰，並針對加速新興藥品納入健保給付提出改革

政策。本會樂見2023年迄今，已有九種罕病新藥陸續獲得健保給付，其中包含

一劑四千九百萬元的脊髓性肌肉萎縮症（Spinal Muscular Atrophy, SMA）基因治

療新藥（終生施打一劑）。然而，罕病新藥及創新治療於罕藥認定至通過健保

給付所面臨的問題並沒有解決，因此，就程序及制度面提出具遠見且可行的解

決之道乃是當務之急。

3. 本會彙整自衛生福利部國民健康署及第八頁註釋2資料：衛生福利部國民健康署罕見疾病通報個案
統計表。（檢視於2023年10月27日）。h�ps://www.hpa.gov.tw/Pages/Li�.aspx?nodeid=1558 

「罕病內部的異質性非常大，每一個單一病類皆有其特殊性，涉及治療、生

理及照顧上的差異性。罕見疾病基金會了解個別病類的差異，並關心將這些差異

性串聯在一起的社會結構、制度及整體資源的分配，積極與社會大眾溝通現有制

度的合法性及正當性。」

∼財團法人罕見疾病基金會　曾敏傑共同創辦人
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罕見疾病基金會長期致力於罕病相關法案之推動及修訂，並積極投入病人直

接服務工作，深知罕病新藥及創新治療是許多的罕病病人及其家庭的唯一希望4，

但現有制度卻不足以保障病人藥物取得的基本權益。鑑此，本會發起本計畫，邀

集罕病、健保及醫療倫理領域專家共同參與，分為病患權益、罕藥專款及罕藥給

付三組，經蒐集相關文獻資料，並召開六場合計逾61人次跨領域的產官學專家學

者座談，以釐清問題及研商可能的解方，更期望為罕病病人獲得適當醫療照顧奠

定永續發展的基礎，集眾人之力以完成此建言書。

適逢明（2024）年總統大選，盼各總統候選人能藉由此份建言書，充分了

解罕病病人於罕藥取得所面臨的困境，並將建言書所提出的建議納入競選政見之

中。更期待政府各相關主管機關正視現行罕藥審議及健保給付制度之不足，將此

份建言書做為改革規劃之依據，以確保罕病病人用藥的可近性與可及性，實踐罕

病法保障罕病病人及其家庭基本權益之核心價值。

4. 本會於2022年9月7日舉辦之「罕見疾病醫療照護之挑戰與前瞻」論壇發表之罕見疾病病友團體調
查報告h�ps://www.tfrd.org.tw/tfrd/assets/uploads/library_e/209/tfrd_20221011100616.pdf 
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貳、人權、倫理、病人價值之探討

臺灣約有九成以上的罕見疾病為基因遺傳所致，當婚育的男女，雙方碰巧擁

有同一個隱性致病基因，或是某一方有家族遺傳病史卻未知，或是碰上偶發性基

因突變，即可能孕育出基因異常而罹患罕見疾病的下一代。罕見疾病病人承擔了

人類生命傳承的隨機風險，終其一生都要與疾病奮戰、甚至影響整個家庭經濟及

安定。

罕病病人的存在對人類醫療發展深具貢獻，根據《遺傳密碼》一書，「每位

罕見遺傳疾病患者的身體深處，都潛藏著一個秘密。有一天這個秘密，將會成為

治癒及造福我們每個人的利器。」科學家因著研究罕病，增進了基因檢驗技術的

發展以及治療技術，幫助了其他疾病的醫療發展[2]。如同《經濟學人》報導指

出「由於孤兒藥以及罕病診斷和治療不斷進步，不僅幫助罕病族群，也包含其他

疾病的治療，比如細胞和基因治療技術的進步，可用以治療最棘手的癌症。」另

外，「學習罕病可以為醫療照護帶來革命性發展，比如英國和法國致力於全基因

定序，雖然不是所有的疾病都和基因有關，但卻可因此更廣泛性了解DNA異常所

造成的遺傳疾病，達到個人化醫療處置。」篩檢及早期診斷、治療罕病、釐清家

族性的遺傳疾病、研究罕病病史、機轉及罕藥作用，證實對家族健康、婚姻、生

命傳承，遠至對社會及醫療整體發展均有重大的意義。

國家及社會若能提供資源來支持罕病病人之照護，不僅可增加病人家庭穩定

發展，避免成為高風險家庭，亦可減少社會成本支出，病人本人或家屬也可成為



12

罕見疾病創新治療及藥物給付建言書
Recommendation on Innovative Treatment and Drug Reimbursement for Rare Diseases

正規的職場勞動力，這樣的觀點正是國際的潮流與普世的價值。

一、罕病照護是國家對生命重視的展現

我國在1995年3月1日開始實施「全民健康保險」用以增進全體國民健康，惟

以資本主義及功利主義原則為出發點的社會，經常使人數稀少的罕見疾病病人遭

到長期忽略，以致需求被邊緣化。為確保病人生存權及醫療權受到保障，讓罕見

疾病病人獲得更實質的照顧，基於對生命、尊嚴、平等、正義的支持，《罕見疾

病防治及藥物法》僅費時40多天即獲得立法院跨黨派支持三讀通過，並在2000年

正式實施[3]。石崇良署長（2022）曾經述及5：「罕見疾病的病人是在為人類承

受遺傳學上的隨機風險，因此對罕見疾病病人的照護，事實上是國家在展現對於

5.石崇良署長在2022年9月27日於「罕見疾病醫療照護之挑戰與前瞻論壇」致詞內容。

「應該不用告訴別人，我需要產生什麼價值，你才值得救我。事實不是這

樣，我就是擁有天賦人權。」

∼罕見疾病病友暨基隆市社會處　楊玉欣處長

「罕病是基因的變異所造成，在我們生物演化過程中基因變異這是不可能避

免的，罕病病友代替我們承受了很多苦難。所以照顧罕病、照顧弱勢病友，彰顯

的是一個國家對於弱勢族群、健康平權的重視，也是國家照顧民眾的最重要指標

之一，應該要站在國家高度來照顧罕病病友。」

∼財團法人台灣癌症基金會　蔡麗娟副執行長
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生命的珍惜，對生命的承諾」。無論是臺灣現行罕病法法規、民意機關、政府官

員等，皆展現對生命的重視，且無關病人人數的多寡，也讓臺灣成為全球各國效

法的國家。

二、聯合國呼籲各國照護罕病

2019年10月10日第74屆聯合國大會通過同年9月23日高階會議之全民健康覆

蓋（universal health coverage）政治宣言，其中承諾要各國加大力度將罕見疾病納

為全民健康覆蓋的範疇[4]。接續2021年12月16日第76屆聯合國大會通過「因應罕

見疾病患者及其家屬的挑戰」（Addressing the challenges of persons living with a rare 

disease and their families）的決議文，重申每個人都有權利享有最高可達的身心健康

標準，並特別關注因各種不同障礙而無法接受醫療服務和藥物的人們；呼籲會員

國在2030年之前，逐步提供罕見疾病病人優質的基本健康產品、健康服務，以及

優質、安全、有效、負擔得起的基本藥物、診斷和醫療技術，並採取措施來遏止

自費醫療過度支出（catastrophic out-of-pocket health expenditure）的增長及扭轉其趨

勢，以確保病人的財務風險保護（financial risk protection）及消除因健康相關支出

造成的貧困[5]。由聯合國大會決議文，了解到聯合國也倡議各國，努力解決民眾

因罕見疾病治療衍生財務毒性（financial toxicity）的各式相關不良事件。

三、罕病在醫療倫理上的優先性與優惠性

(一)採義務進路，不讓少數罕病病人被犧牲6

6.蔡甫昌、凌振庭：罕見疾病應該分配到更多醫療資源？（未發表論文）
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傳統上，公共醫療資源的分配普遍採用效益主義進路（utilitarian approach）， 

亦即道德上的正確性是取決於能否促成總體的最大效益。這樣的原則用於醫療資

源的分配評估有其優勢，因為它嘗試將一切量化為可以比較的指標，例如將效益

界定為治癒率、預期壽命等醫療成效，並評估資源的分配方式是否有帶來最大成

效。惟最大的缺點是，並非所有的價值都能量化，即使量化，該數值反映在任

一人的詮釋亦有差異；再者，為追求最大多數人的效益犧牲少數人，是否符合道

德？也有待討論。

相較於效益主義觀點，義務進路（deontological approach）會認為不論分配

結果是否達致最大化的醫療效益，主導分配資源的個人或政府有某種程度的責

任。例如我們或多或少都接受某種程度的「拯救原則」（rule of rescue）或拯救

義務，這樣的義務會要求對那些處於急迫危險或極度痛苦的人給予幫助，使其

脫離該處境，即使成本高昂[6]。這樣的要求和「不能遺漏任何人」（leave no 

one behind）、「不予放棄的義務」（obligation of non-abandonment）不謀而合，

對於罕見疾病治療的資源投入，事實上即為個人或社會對於不放棄義務的履行

「我們要求的是公平正義；期待全民健保依法多元考量合理寬列預算標準與

給付條件，俾利修正目前相對偏頗甚或單一考慮成本效益或財務衝擊，作為執行

罕病治療與罕藥給付決定的基準，這樣非但不合醫療倫理的基本原則，而且傷害

了弱勢病人在社會保險中應有的醫療人權。同時，照護我國公告的絕大多數遺傳

性罕見疾病患者，其防治配套更是『治未病之病』的重要策略。」

∼財團法人罕見疾病基金會　陳莉茵創辦人
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[7, 8]。醫學作為一個專業，具有在追求新療法時推進科學知識的義務，罕見疾

病的研究與治療往往能夠帶來新的醫學洞見，或發掘出常見疾病的藥物。因此

有些學者主張促進醫學進步的義務，會要求分配醫療資源於罕見疾病，即使這

樣的分配不合乎效益原則[8, 9]。

(二)由正義論出發，讓罕病病人也能獲得最大利益7

提出《正義論》（A Theory of Justice）的Rawls認為在追求個人滿足的最大化

時，社會對其運用的手段及結果的分配，必須給予適當的安排[6]。每個人都應該

擁有平等的權利，去享有最廣泛平等為基本的自由，且其與所有人享有的相似自

由體系相容，亦即社會要維持平等自由原則（principle of equal liberty）[7]。民主

社會中經常依循少數服從多數的「多數原則」，此原則造成的負面結果可能是，

基於多數人意見決定甚或剝奪了少數人自由、生命、財產等基本人權[6]。建立社

會為合作的公平體系（fair system of cooperation）及達到公平要求的正義（justice as 

fairness），可以調和社會上處境最不利成員的處遇[6, 7]。一個合乎正義的社會，

應持續改善這種不平等的狀況，直到弱勢者能獲得最大利益，使其利益無法再持

續增加為止，亦即採取「最大化最小值」（maximin）策略，在可能是最壞結果

的情境下選擇辦法，最後的選擇就算差，但也是使其結果較好的選項[6, 7]，為調

整社會和經濟的不平等，使最弱勢成員的獲益得以最大，並與公平救濟原則（just 

savings principle）相容，即為差異原則（difference principle）的展現。

人性自利（self-interest），要在公平的環境下最大化的彌補弱勢需求，可以

7.蔡甫昌、凌振庭：罕見疾病應該分配到更多醫療資源？（未發表論文）
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採用Rawls「原初立場」（original position）的設計，他假設在一個存在「無知之

幕」（veil of ignorance）屏障的環境下，人們不知道實際處境中自身擁有的財富

程度、身分地位、天賦能力、價值觀、所屬社經或政治狀況等資訊，無知之幕讓

大家決定出彼此都能接受的正義原則，亦即將所有人置於相同的條件，排除人們

基於自身情況及利益考量而選擇偏利於自己的原則，進一步將社會中各項職位、

服務提供、醫療照護向所有人開放，讓所有人皆有同等的機會取得，即是在實現

機會公平的平等原則（principle of fair equality of opportunity）。雖然完全落實無知

之幕的情境難得，Rawls認為在訂立社會契約的時候，有必要依循純粹程序正義

（pure procedural justice）的公平程序來進行，縱使缺乏判斷正當結果的獨立性標

準，但卻是可以確立一個公平程序，只要適當跟隨這個程序運作，無論最終結果

為何，仍可定義結果具有公平性[7]。

Daniels和Sabin則將Rawls的正義論推展到健康照護領域，認為對健康照護設

限需要有一個公平的程序，公共課責（public accountability）則是此一程序的核心

特徵。公共課責有兩個不同概念：市場課責（market accountability）及理性課責

（accountability for reasonableness, A4R）8。市場課責是指健康照護計畫或保險方必

須向參與者或購買者提供有關績效和選擇的資訊，以便有效地在不同方案及醫師

之間做出選擇。理性課責則可以提高決策過程的品質和一致性；理性課責是指重

要限制的設定決策（limit-setting decision），其原因或理由應該是公開可查閱的，

而且這些理由必須被「持公平心態」（fair-minded）的人同意係在必要資源限制

8.蔡甫昌、凌振庭：罕見疾病應該分配到更多醫療資源？（未發表論文）
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下，與追求適當病人照護相關的理由。在健康照護體系所稱持公平心態的人，不

僅僅只是朋友或恰好同意的人，而是指願意與他人合作尋求他們可以接受的理由

或規則，這些理由在資源有限的情況下，被視為滿足消費者或公民需求的相關因

素，且可以互相為彼此的決定辯護的人。理性課責的四個要件除解決合法性及公

平性問題，也讓管理健康照護決策擺脫黑箱作業的批評[8]。

• 公開性（publicity）：關於對照護服務的直接或間接限制，以及決策理由必須

公開可查，亦即決策理由的透明度。

• 關聯性（relevance）：限制設定決策的理由旨在提供一個合理解釋，說明組織

如何在合理資源限制下，以提供物有所值（value for money）的方式滿足特定

族群的不同健康需求。具體而言，如果能被持公平心態的人接受為相關的證

據、原因和原則，以尋求相互合作的正當條件，則理由將是合理的。

• 修正與申辯（revision and appeals）：必須有質疑和爭論限制設定決策的解決機

制，及根據新證據或論點修正或改善政策的機會。

• 明確的監管機制（regulation）：必須要有明確的自願或公共監管程序，以確保

前述三要件的落實。 

當對照護服務設限有公眾分歧且涉及重要價值觀時，公平程序需要一種審議

式民主（deliberative democracy）的觀念，而不是單純在程序上訴諸多數法則。在

審議過程發揮作用的理由必須是人們可接受的理由，意味著是與公平地滿足健康

照護需求相關的原因。審議過程若缺乏公開性，成本效益分析（cost-effectiveness 

analysis）將可能導致關心的分配要項有被忽視的風險，如果審議程序缺乏修正機
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制，則成本效益分析就不適合列入決策框架[8]。

D a n i e l s和S a b i n也鼓勵消費者和各利害相關人（ s t a k e h o l d e r）參與

（involvement）需要理性課責的各種設限決策制定環境，他們認為這種參與若得

到適當支持與實施，將有利於強化理性課責的落實，有助於最終決策的合法性。

雖然這種參與不能取代民主審議或代理同意，不過消費者和各利害相關人的參與

可促進公開、透明機制，輔導各利害相關人或受決策影響的消費者扮演「持公平

心態」的角色，也有助於決策所提之相關理由更加可信[8]。

(三)罕病在醫療資源分配上應給予一定程度的優惠9

罕見疾病的臨床表現具多樣性，病人在病程中面臨許多挑戰，包括臨床、生

理、情感及日常上的影響，這些影響造成病人日常活動困難，阻礙社交參與及工

9.蔡甫昌、凌振庭：罕見疾病應該分配到更多醫療資源？（未發表論文）

「就醫學倫理觀點而言，以義務進路、平等主義、嚴重性觀點加以審視，一

個患者的處境不應僅侷限在其身體健康狀況，更應納入其經濟負擔、未來期望等

因素，予以綜合考量。基於罕見疾病患者的特別弱勢處境，有理由給予罕見疾病

在醫療資源分配上一定程度的優待。」

「HTA評估較著重於財務考量，但亦不能忽略倫理觀點，且必須考慮特別弱

勢的群體。一般來說罕病的治療成本極高，但效果可能有限，在這種情況使得罕

藥於HTA的評估中處於不利的地位，因此必須要有特別評估之機制。」

∼國立臺灣大學醫學教育暨生醫倫理學科暨研究所　蔡甫昌教授
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作就業的可能性，導致許多病人感到極度孤立，甚至惡化家庭緊張的關係。礙於

疾病讓病人難以自理日常活動，往往需要家庭成員的合力照顧，耗費成員大量時

間，進而影響家庭照顧者的就學、工作、社交及家庭生活，甚至健康。家庭功能

及結構的改變，生產力的損失，阻礙了家庭經濟的收入，倘若再因疾病、治療，

甚或維生需求承擔高額自付費用，將面臨巨大財務壓力，衝擊生存。然而因為疾

病症狀、病程、對病人的影響及潛在治療方法存在巨大差異，病史、流行病學數

據、計算疾病費用（cost-of-illness）的標準化方法常態性缺乏，限制了相關直接及

間接成本的估算，限制了有關治療的潛在經濟效益估算，更是難以捕捉疾病對病

人、家庭、照顧者和整體社會的影響程度及範圍[9]。

由於罕見疾病對於病人正常生活帶來的障礙是顯而易見的，若採取平等主

義的觀點，似乎足以主張：僅僅因為某些疾病所需的醫藥成本更加昂貴，而拒絕

以公共醫療資源予以資助（或僅給予對昂貴醫藥明顯不足的份額），在道德上是

不可接受的，這忽視了罕病病人作為平等主體的地位，犧牲了其醫療需求受同等

重視（equal concern）的權利。也就是說，我們可以合理地認為採取平等主義進路

（egalitarian approach）而非效益主義，本身就能夠提供一種初步證成（prima facie 

justification）支持分配予罕見疾病更多的資源，以提升其醫療條件，進而保障其作

「成本難道就只有藥價嗎？罕病患者的家庭，或是因為這個疾病的惡化而需

要住院接受更多其他的醫療，或是無法上學、就業⋯⋯，這些難道不是社會的集

體成本嗎？可是這些通常不會在政府考量的範圍之內。」

∼罕見疾病病友　陳俊翰律師／法學博士
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為平等個體的地位。

在醫療資源缺乏的情境下，我們理解僅以「罕見性」來訴求全額給付或全

額補助於倫理上的立基不足[10,11]。然而我們有充分理由相信，罕見疾病除了對

健康情況的直接影響，更會造成許多易被忽視的間接成本。首先，考量到更加昂

貴的醫藥費用，例如黏多醣儲積症病人接受標靶酶替代治療（enzyme replacement 

therapy）的費用，對貧困家庭是一大負擔，這樣的支出可能會對其家庭成員的教

育與就業機會造成很大阻礙。事實上，未受到良好治療的罕病病人往往會面臨

許多額外的成本，而使其總體處境更加弱勢[12]。再者，罕見疾病因其患病率極

低、自然史及病理機轉較難釐清的性質，相關的醫藥研究困難且缺乏利潤，容易

為醫療市場系統性的忽視，在整體醫藥體系中處於不利的地位，誠如Magalhaes同

意罕病病人似乎承受了更嚴重的壞運（bad luck）[11]。因此我們可以合理認為，

其他條件相同的情況，常見疾病的病人較罕病病人更能夠期待未來出現針對自身

疾病更新、更好的藥物或療法。綜上，即使罕見性本身並無道德意義，但必須認

識到罕見性可能會在事實上使病人的處境更加艱難糟糕，而這樣的不利處境是有

道德意義的[10]。更何況，罕見疾病還具有「嚴重性」，健保也因此將罕見疾病

全數納入重大傷病，有些疾病會快速惡化，導致失能、障礙，甚至致命。

因此，在「罕見性」及「嚴重性」的雙重觀點下，當面臨資源分配的道德抉

擇時，應綜合考慮罕見疾病對病人整體處境的影響，除身體健康狀況，更應納入

其經濟負擔、未來期望等因素，並根據這樣的影響決定資源分配的優先性，給予

罕見疾病在醫療資源分配上一定程度的優待。即使現實永遠不可能讓所有病人回
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歸正常水準的健康生活，這種分配方式希望表達的是：在一個平等重視所有主體

的社會中，沒有任何一個人應該被醫療體系所放棄，即便罕病病人的處境改善與

投入的成本相比，顯得非常有限10。

四、罕見疾病防治與健保給付的關聯

每個生命的形成和延續都和遺傳基因密不可分，罕病病人所承擔的不僅是個

人的疾病，更是人類社會生命傳承中難以避免的隨機風險。治療的機會對罕病家

庭來說是生存的契機，且適當治療可避免疾病惡化造成家庭悲劇以及社會成本增

加。除了治療外，「預防疾病再發生」亦為公共衛生重要的一環，罕病法中強調

政府須提供罕病家庭遺傳諮詢及遺傳檢驗服務，避免疾病再複製；此外新生兒篩

檢補助，亦可於前端及早發現罹病者，透過密集追蹤及治療減少疾病惡化帶來的

治療成本增加。

本會自2006年辦理「罕病家庭生育關懷服務」，提供罕病家庭預計再生下一

胎時，從懷孕前的遺傳諮詢、懷孕時的關懷訪視、相關檢驗補助、專用營養品，

至產後新生兒用品及篩檢費用補助，並提供生產慰問金等，陪伴罕病家庭走過孕

育下一代的擔憂，並以專業的遺傳諮詢，協助生育規劃及安排，降低疾病對家庭

的衝擊，協助罕病家庭對迎接新生命做好更充足的準備與調適。17年來共提供

704位申請者生育關懷服務，其中600位寶寶順利出生，104位申請者因生育計畫

考量而選擇終止妊娠，包括72位胎兒罹患罕見疾病、20位自然流產、9位罹患其

他疾病、3位其他因素考量。這項全球少有追蹤與陪伴罕病父母再生育的數據，顯

10.蔡甫昌、凌振庭：罕見疾病應該分配到更多醫療資源？（未發表論文）
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示大約有10%於下一胎繼續非隨機性的遺傳罕病，而這也對於罕病防治及健保帶

來重要的啟發：良好的健保給付驅使罕病病人納入正規治療，從而使得罕病防治

變成可能；同樣的，有效減少10%罕病遺傳的防治政策，更減少了健保在罕病治

療與給付的負擔。

綜上，本建言書雖著重健保罕藥給付的可近性，但這項課題與罕病防治及相

關篩檢及遺傳諮詢工作實為一體兩面，相互關聯。包含引進最新檢驗技術及持續

擴大新生兒篩檢項目等，這些相關防治措施都與健保資源高度連動，未來罕病政

策制定時，都應整體系統思考為基礎，才能結合治療與預防。

五、臺灣民眾對罕病預防及治療具高度支持

本會於今（2023）年一月份曾委託《ETtoday民調雲》，針對台閩地區22縣市

20歲以上民眾進行「醫療健康相關議題調查」，回收有效樣本數1,124份，信賴水準

95%。結果顯示有88.4％的民眾贊同全民健保應依循風險分攤機制，照顧罕病病人治

療之所需；高達91.3％的民眾支持對罕見疾病的及早診斷及治療，避免較嚴重的失能

後果，以大幅減少社會成本及其他醫療支出；更有88.9％的民眾支持健保應擴大罕藥

專款之預算，並提高執行率，以使罕病病人獲得更多適切的照顧。此外，有83％的

民眾贊同因為罕病病人的存在，使我們得知基因的功能，並促進醫學研究的發展。由

調查結果11顯示，對於罕見疾病的預防、治療及創新藥品的研發，臺灣社會已形成高

度的民意共識基礎，政府相關主管機關應傾聽民眾的聲音，正視罕病病人於治療及用

藥上生死攸關的急迫困境，並著手推動健保改革，以落實罕病醫療照護。

11.資料來源：《ETtoday民調雲》醫療健康相關議題調查h�ps://health.e�oday.net/news/2450492
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參、罕見疾病治療及藥物給付現況與困境

一、臺灣罕藥給付的現況及困境

(一)現況

鑒於全民健康保險為強制性社會保險，對於照護最弱勢罕病病人責無旁貸。

全民健康保險於2002年將罕見疾病納入重大傷病項目，免除罕見疾病病人就醫部分

負擔，並自2005年起於「醫院醫療給付費用總額」內編列「罕見疾病藥費專款12」 

（下稱罕藥專款），以確保通過健保給付之罕藥及具治療潛力的罕病新藥能享有獨

立預算，不受健保總額制度排擠，保障罕病病人的基本生存及醫療權益。

除了健保提供了罕病病人用藥機會，是罕病家庭強而有力的支持，早在2000

年時，罕病法便提供罕病照顧完整架構以及相關配套措施。在罕病法第1條之立法

目的裡，即清楚表明「為……加強照顧罕見疾病病人，協助病人取得罕見疾病適

用藥物及維持生命所需之特殊營養食品，並獎勵與保障該藥物及食品之供應、製

造與研究發展，特制定本法。」已明確指出罕見疾病病人於醫療生存權上極度弱

勢的地位。另考量到罕病病人早期近用藥品的急迫性，於第19條第1項明定「罕

見疾病藥物未經查驗登記……者，政府機關、醫療機構、罕見疾病病人與家屬及

相關基金會、學會、協會，得專案申請中央主管機關許可……。」讓罕見疾病病

人，有急需使用尚未經查驗登記的藥品；或已獲核准進口罕見疾病藥品之藥商無

12.罕藥專款於西醫基層及醫院醫療給付費用總額，以及其他預算之歷史演變請參見附錄三。
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法提供該藥品者；或該藥品市價經主管機關認定明顯不合理者；均可透過主治醫

師，向食品藥物管理署提出專案進口申請，並獲得健保給付。此外，更於第33條

中要求「中央主管機關應編列預算，補助罕見疾病預防、篩檢、研究之相關經費

及依全民健康保險法未能給付之罕見疾病診斷、治療、藥物、支持性與緩和性照

護及維持生命所需之特殊營養食品、居家醫療照護器材費用……。」簡言之，罕

病法第19條提供了罕病病人在健保全額給付下早期近用之依據，類似法國早期近

用計畫（EAP）的概念（詳見第陸章第67頁）；而罕病法第33條，則由國民健康

署靠菸捐財源，依法補健保不足之處，但僅補50％～80％之費用。臺灣在罕病法

以及健保的雙重保障下，歷年來政府均能協調健保充分支持罕病病人在治療上的

需求，但這項協調配套的聯結卻逐漸弱化。

(二)困境

罕病法及健保立意雖好，但徒法不足以自行，亦有疏漏執行之處，削弱了其

應相輔相成提供予罕病病人的權益保障。具體而言，健保雖編列罕藥專款，避免

罕藥預算受到健保總額制度排擠，但在現行健保總額支付制度下，健保總額分為

牙醫門診、中醫門診、西醫基層、醫院等四大部門及其他，每年由國家發展委員

會依健保署提供的資料，以高推估及低推估方式來匡列來年健保總額預算的成長

「政府有社會責任，在全民健保額度外，為保障現下健保制度照顧不到的社

會弱勢，應另闢此族群健康促進的財源。」

∼和信治癌中心醫院　陳榮隆醫師
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率，隨後再由健保會保險付費者委員與四總額部門之醫界代表進行協商。罕藥專

款主要編列於醫院總額內13，既名為專款，理論上不應影響、排擠到醫院總額一

般服務的預算及點值，但由於罕藥專款仍涵蓋於健保的大總額之下，故罕藥專款

的成長，在協商時還是會影響到健保整體總額及醫院總額的成長率，使得在檯面

下，協商代表們還是對於罕藥專款的成長有所保留，嚴重阻礙罕藥專款理應同時

考量既有用藥之自然成長，以及新研發藥品納入給付的合理成長，導致新藥無法

及時納入健保給付而缺乏新研發及新機轉藥品可用的罕病病人，只能讓生理功能

持續退化，甚至危及生命，顯見制度上仍有改善空間。

再者，罕病法亦未能落實其第33條第一項中，要求主管機關針對健保未能給

付之「罕見疾病診斷、治療、藥物、支持性與緩和性照護及維持生命所需之特殊

營養食品、居家醫療照護器材費用」編列預算之要求，僅依《菸品健康福利捐分

配及運作辦法》挹注，由菸品健康福利捐（以下簡稱菸捐）中提撥2.7％供作罕見

疾病等醫療費用支應，而此2.7％的菸捐除執行罕病法各法條項目之使用外，亦提

撥於健保之罕藥專款（表一），歷年已撥付健保罕藥專款39.1793億元。然而全民

健保在2013年二代健保上路後，明顯疏於回應罕病病人於治療用藥上的迫切醫療

需求，即便罕藥專款歷年來未充分執行，仍多以財務衝擊考量為由，拒絕罕病新

藥之給付。再者，對於健保遲遲未能給付之新藥，或因健保給付規範較許可適應

症過度限縮而未能獲得藥物治療的病人而言，亦未能獲主管機關依罕病法第33條

編列預算補助健保未給付之藥物治療。無庸置疑的，健保本身、政府的角色、以

及政府和健保的聯結，三者都需要重新被審慎檢視。

13.罕藥專款於西醫基層及醫院醫療給付費用總額，以及其他預算之歷史演變請參見附錄三。
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「台灣20幾年來，罕病政策走在世界前端，如今在給付上出了一些問題，應

該檢討的是政策問題還是行政問題？」

∼國立陽明交通大學食品安全及健康風險評估研究所　康照洲特聘教授

表一、歷年菸捐分配罕見疾病等之醫療費用用於健保罕藥專款之情形

在第一代健保實施期間（即2013年第二代健保實施之前），廠商需依「全民

健康保險藥價基準必要藥品（Essential Drugs）及孤兒藥品（Orphan Drugs）『尊

重市場價格』之執行原則」，向中央健康保險局（現中央健康保險署，簡稱健保

署）提出新藥收載申請。中央健康保險局受理後，每案會邀請兩位專家主審，隨

後邀集以醫學專家及臨床藥師為主的專家諮詢會議（俗稱藥事小組會議）負責新

藥收載、核訂支付價格、擬訂給付規範等範疇。2008年4月醫藥品查驗中心成立

醫藥科技評估組，負責新藥申請案件的臨床效果及成本效果研究之評估，以及預

算影響分析評估，其報告提供藥事小組作為審議藥品給付時之參考。

但2013年1月第二代健保上路，依據《全民健康保險法》(以下簡稱健保法）

年度 補助金額 年度 補助金額
2009年 3.12 2016年 2.43
2010年 6.35 2017年 2.43
2011年 6.41 2018年 1.8873
2012年 1.80 2019年 2.1222
2013年 1.80 2020年 2.3865
2014年 1.80 2021年 2.4395
2015年 1.80 2022年 2.4038

總計 39.1793
資料來源：健保署網站公告 https://nhi.gov.tw/Content_List.aspx?n=0276ED9384EFD629&topn=787128DAD5F71B1A

單位：億元
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第42條第4項訂定《全民健康保險藥物給付項目及支付標準共同擬訂辦法》（以下

簡稱共同擬訂辦法），設立「全民健康保險藥物給付項目及支付標準共同擬訂會

議」（以下簡稱共同擬訂會議）擬訂藥物收載原則、支付標準訂定原則、給付項

目及支付標準等事項，會議由主管機關、專家學者、被保險人、雇主、保險醫事

服務提供者之代表組成，另藥物提供者代表可列席參與會議。後於2019年5月依 

健保法第41條第2項規定，修正「共同擬訂辦法」增列病人團體代表列席參與；原健

保署「藥事小組會議」轉型為「專家諮詢會議」仍依過去功能，提供新藥建議申請

案之初步建議，其建議需經「共同擬訂會議」討論及擬訂初核結果，最終由主管機

關核定。此一審查過程極為耗時，可能由數月至兩、三年不等[13]。

罕見疾病用藥於健保收載程序係比照一般新藥辦理，惟參照《全民健康保險

藥物給付項目及支付標準》第34及35條，罕見疾病用藥原則上尊重市場價格，屬

新藥者之支付價格訂定有三種方式辦理：依標準新藥支付價格訂定原則辦理、參

考該品項或國外類似品之十國藥價、參考成本價。

第二代健保雖以「擴大民眾參與，公開健保資訊」及「擴大社會多元參與健

保政策」為改革重點之一[14]，但罕病原有的優先性與優惠性也日受忽略，不僅

使得罕病藥物通過健保給付的等待期大幅拉長，由一代健保期間的5.2個月，增加

至29.9個月；且罕藥獲得健保給付率，更由一代健保時的86.8％下降至52.7％，差

距甚遠14，這項一代不如一代的罕藥給付結果，也被媒體大量報導。

14.本會彙整自衛生福利部中央健康保險署及食品藥物管理署公告之統計資料：
⑴  衛生福利部中央健康保險署「經簽訂供貨無虞合約適用「全民健康保險藥物給付項目及支付標準」
不可替代特殊藥品及罕見疾病用藥「尊重市場價格」之執行原則藥物名單」。（檢視於2023年10月
27日）。h�ps://www.nhi.gov.tw/Content_Li�.aspx?n=2495A5745AF32706&topn=5FE8C9FE-
AE863B46

⑵  衛生福利部食品藥物管理署「罕藥名單 112年7月17日更新」。（檢視於2023年10月27日）。h�ps://www.
fda.gov.tw/tc/siteli�.aspx?sid=10757
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針對目前罕見疾病治療及藥物之現況，本建言書歸納出以下兩項主要困境：

困境一：罕藥通過健保給付緩慢且困難

目前經政府公告的罕病總計達242種15；經公告認定屬治療罕病的藥物有108

種，涵蓋55種罕病的治療，即僅有約22.7％的公告罕病有藥可用。另依2023年10

月的統計資料顯示，在這108種公告罕藥裡，只有70種用於治療39種罕病的藥物

獲得給付。亦即，有16種病類雖有藥，卻未獲健保給付，也就超過200個病類的

罕病病人面臨無藥可用，或是有藥卻用不起的困境。

若進一步檢視，以2013年二代健保的實施做為分界，罕藥平均通過健保給付

的時間由一代健保時（1995年至2012年）的5.2個月，大幅增加至二代健保上路

後的29.9個月16。自2020年至2023年10月這段期間，等待健保給付的罕藥已累積

有25種（見表二），相當可用於治療28種不同的罕病總計可改善6,053名病人的健

康及生活品質，甚至挽救生命。對相對脆弱的罕病病人來說，平均近兩年半的等

待期是可能致命的。依本會彙整的統計數據顯示，已有25％（2,020人）的病人尚

等不到新藥通過健保給付即過世；而在等待用藥的25種罕病中，更有12種罕病在

過去未曾有過任何有效的治療方式，換言之，這些創新性的藥物，正約有1,591位

15.衛生福利部國民健康署2023年4月19日公告之《公告罕見疾病名單暨ICD-10-CM編碼一覽表》。

16.本會彙整自衛生福利部中央健康保險署及食品藥物管理署公告之統計資料：
⑴  衛生福利部中央健康保險署「經簽訂供貨無虞合約適用「全民健康保險藥物給付項目及支付標準」
不可替代特殊藥品及罕見疾病用藥「尊重市場價格」之執行原則藥物名單」。（檢視於2023年10月
27日）。h�ps://www.nhi.gov.tw/Content_Li�.aspx?n=2495A5745AF32706&topn=5FE8C9FE-
AE863B46

⑵  衛生福利部食品藥物管理署「罕藥名單 112年7月17日更新」。（檢視於2023年10月27日）。h�ps://www.
fda.gov.tw/tc/siteli�.aspx?sid=10757
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序號 成份名 適應症 認定罕藥日期
國民健康署通報人數
（統計至2023年9月）
通報 過世

1 Protein C 同基因合子蛋白質C缺乏症 2005年1月28日 6 1
2 Tafamidis 

meglumine 家族性澱粉樣多發性神經病變（FAP） 2013年4月19日 274 89
3 Cerliponase alfa 神經元蠟樣脂褐質儲積症 2018年9月7日 9 4

4 Stiripentol SMEI, Dravet症候群
2019年7月18日

（2023年4月20日通過
PBRS，但尚未給付）

105 1

5 Lanadelumab 遺傳性血管性水腫
2019年9月24日

（2019年8月19日通過
PBRS，但尚未給付）

38 0

6 Burosumab 性聯遺傳行低磷酸鹽佝僂症 2020年8月26日 145 5
7 Givosiran 紫質症 2020年9月29日 132 9
8 Edaravone 肌萎縮性側索硬化症（ALS） 2020年9月29日 1,950 1,298
9 Ofatumumab

多發性硬化症
2020年12月30日 2,442 254

10 Ponesimod 2022年1月21日

11 Ravalizumab
陣發性夜間血紅素尿症 2020年12月30日 146 27

非典型性尿毒溶血症候群 2023年1月31日 73 21
12 Ataluren 裘馨氏肌肉失養症（DMD） 2020年12月30日 426 142

13 Luspatercept 重型海洋性貧血
2021年10月13日

（2023年10月19日通過
PBRS，但尚未給付）

403 29

14 Cysteamine 
hydrochloride 胱胺酸血症 2022年4月15日 7 0

15 Voretigene 
neparvovec 萊伯氏先天性黑曚症（LCA） 2022年9月14日 5 0

16 Pegvaliase 苯丙酮尿症 2023年4月25日 313 2
17 Cannabidiol Dravet症候群、結節性硬化症 2023年4月25日 766 47
18 Vutrisiran 家族性澱粉樣多發性神經病變（FAP） 2023年4月25日 前面已列計
19 Idebenone 雷伯氏遺傳性視神經病變 2023年4月25日 8 0
20 Glycerol 

phenlbutyrate 尿素循環代謝異常（含5種病類） 2023年4月25日 241 35
21 Jaralixibat Chloride 阿吉拉歐症候群 2023年7月13日 17 2
22 Olipudase Alfa 尼曼匹克氏症A、B型 2023年7月13日 36 14
23 Vosoritide 軟骨發育不全症 2023年7月13日 431 16
24 Belzutifan 逢希伯‒林道症候群（VHL） 2023年10月2日 35 3

25 Eladocagene 
exuparvovec 芳香族L‒胺基酸類脫羧基酶缺乏症（AADC） 2023年10月2日 65 21

合計 8,073 2,020
目前在世等藥者6,053人
等待唯一罕藥者1,591人

表二、等待健保給付之罕藥名單

資料來源：本會彙整自國民健康署公告罕藥、罕病人數資料，及統計自2020年至2023年10月期間，曾於新藥病友意
見分享平台或健保署藥物給付項目及支付標準共同擬定會議會議記錄出現之罕見疾病用藥。

※灰底藥品為該病類病友等待的第一個罕藥。
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病人焦急地引頸期盼唯一的治療機會。

除了漫長的等待期，罕病新藥通過健保的給付率低落，亦危及罕藥於罕病病

人之可近性。二代健保實施後，共同擬訂會議漸以財務衝擊及成本效益做為審議

藥物是否能通過健保給付的首要考量，亦導致在二代健保施行後，通過罕藥認定

的55種罕見疾病藥物中，目前僅有29種獲得健保給付，罕病新藥通過給付率僅有

52.7％，與一代健保期間的86.8％相比，相差甚遠，嚴重輕忽罕藥具有重要的未

滿足醫療需求（unmet medical need）之特性，及其對健康和生活品質改善所具之

優先價值。也讓許多罕病病人只能依靠臨床試驗或恩慈療法才得以用藥，否則只

能因制度性的忽視而危及生命。

困境二：近六年健保罕藥專款未充分執行且多用於支應舊有罕藥

價格高昂的罕藥，讓罕病病人經常被視為占用大量健保資源的群體，但事

實上，罕病的嚴重性及稀少性，使病人數不易大幅增長。實際檢視健保總額，即

可知道，近年來的罕病支出皆不超過健保總額的1％（表三）。然而在現行的制

度下，健保卻以財務因素考量為由，拒絕將罕病新藥納入給付，並任憑每年編列

的罕藥專款皆有約高達1至11億的預算未執行完畢，只能回歸至健保的安全準備

金，而不能於來年罕藥專款留用，完全失去原有制度保障的初衷。根據本會統

計，自2017年至2022年，沒有用完的罕藥專款竟達37.14億（表四）。此外，自

2005年編列醫院部門罕藥專款的同時，為免因預算匡列與實際發生難免有所出入

的情況，以及避免因專款用罄影響病人病情控制，即長期每年皆於總額其他預算

編列支應專款不足的預算，可惜因專款執行率不足，以致備款空有美意，卻有為

德不卒之憾。
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若檢視2017年至2022年這6年間罕藥專款的執行率（表四），可見罕藥專款

的執行率幾乎皆達九成以上，但由罕病新藥的低健保給付率看來，亦不難發現已

執行的專款幾乎都用在支應已收載罕藥的舊有個案。因此，罕藥專款看似逐年成

長的預算金額及高執行率，反映的其實是舊有個案隨年齡及體重成長而自然增加

的藥量，並不包含被拒於健保給付大門之外的罕病新藥。對於焦急等待創新藥物

的罕病病人來說，每一分未執行的專款都意味著其病程的惡化，可能是肢體的功

能又喪失了一些，不再能站立、行走或是控制滑鼠；癲癇發作的次數更頻繁，對

身體造成不可逆的損傷；或是逐漸失去視力，甚至走向生命的終點。在表二中等

待健保給的罕藥裡，有12項藥物可治療過去完全無藥可醫的罕病，若能將每年未

執行完的專款用於支應這些苦苦等待健保給付的病人，不僅可能改變罕病病人的

單位(億元)／年 2017 2018 2019 2020 2021 2022
健保總額 6,545.061 6,853.431 7,153.486 7,526.41 7,835.551 8,095.612

健保總藥費 1,835 1,957 2,082 2,175 2,247 2,316
罕藥實際支出 53.55 58.68 61.67 70.51 73.04 76.79

罕藥支出占總額(％) 0.82％ 0.86％ 0.86％ 0.94％ 0.93％ 0.95％
罕藥支出占總藥費支出(％) 2.9％ 3.0％ 3.0％ 3.2％ 3.3％ 3.4％

單位(億元)／年 2017 2018 2019 2020 2021 2022
總計餘額/
平均執行率罕藥預算A 57.91 65.09 72.957 71.66 76.01 87.75

罕藥實際支出B 53.55 58.68 61.67 70.51 73.04 76.79
餘額C=(A-B) 4.36 6.41 11.29 1.15 2.97 10.96 37.14

罕藥執行率D=B/A 92.47% 90.15% 84.53% 98.40% 96.09% 87.51% 91.53%

表三、罕藥藥費支出占健保總額及總藥費之百分比（2017年至2022年）

表四、2017～2022年罕藥專款預算、支出、餘額總表

資料來源：本會彙整自健保署網站公告及健保署公開之簡報。

資料來源：本會彙整自健保署網站公告及健保會資料。
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人生，更能為其家庭迎來嶄新的希望。

以近年罕病創新治療及新藥研發蓬勃發展的情形，即便能充分執行罕藥專

款，但卻仍不足以支應罕病病人於創新罕藥的需求，主管機關也始終未詳細公開

罕藥專款的預算編列及執行細項，供社會大眾透明檢視，僅以表面的高執行率充

當績效，更未審慎納入市場新藥發展，以妥善分配並編列適足的預算以支應病人

於罕病新藥的需求，使得獨立編列罕藥專款以保障罕病病人用藥權益之初衷大打

折扣。

二、各國罕藥給付規範比較

放眼世界，各國在提升罕病病人藥物取得的可近性上，雖有各種不同面向

的困境，包含面臨罕藥評估及審議過程冗長、緩不濟急、藥品臨床有效性或經濟

效益證據不足等問題，但各國對這些挑戰也嘗試提出因應對策，例如加速核價收

載、特別評估途徑、罕藥專屬評估標準、病人意見納入審查參考、特別予以給付

或有條件方案、救命藥品計畫等，本建言書在檢視各國相關給付政策後，彙整摘

錄於下以供各界參考（各國罕藥詳細給付流程介紹請參見附錄三）。

(一)加速核價收載

英國為提高病人對藥物的可近性，英國國家健康暨照護卓越研究院（National 

Institute for Health and Care Excellence, NICE）自新藥預期在24個月內於英國取得上市

許可的同時，即提早展開評價程序，目的在讓新藥於英國上市的近期內即可獲國民

健康服務（National Health Service, NHS）給付[15]；此外，當NICE建議新藥於NHS
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內使用，則決議發布後的三個月內，符合資格的病人就能在醫療院所獲得新藥治療

[16]，其整體流程規劃的目標就是要讓病人在藥物上市後短期內即能獲得治療。

在日本，新藥取得日本厚生勞動省（Ministry of Health, Labour and Welfare, 

MHLW）的上市許可證後，藥商即可持藥價基準收載希望書及相關資料，向

MHLW轄下醫政局經濟課提出藥品收載及核價之申請[17]。保險局醫療課會作出

核定藥價草案，經藥價算定組織核算，初核結果提供廠商，廠商可申復一次，續

經中央社會保險醫療協議會（Central Social Insurance Medical Council, Chuikyo；慣

稱為中醫協）審議及決議，藥價基準收載流程的整體作業時間以60天為原則，最

長不超過90天[18,19]。為避免延遲給付，中醫協僅將成本效益分析用於調整藥

物的價格，而不作為決定給付與否的工具，避免病人失去近用新醫療科技的機會

[20,21]。

(二)特別評估途徑

在德國，一般新藥評估是由醫療照護品質與效率機構（Institut für Qualität und 

Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen, IQWiG）來進行，孤兒藥則由聯邦聯合委員會

(Gemeinsame Bundesausschuss, G-BA）進行效益評估，並允許較為寬鬆的要求[2, 22]

。在評議（appraisal）方面亦是由G-BA執行，因為已取得上市許可，相較於一般

藥物，G-BA會自動假設孤兒藥已具有額外的效益。

在英國，NICE一般藥物評估所採用的標準科技評價（technology appraisal, TA）

方法和流程也適用於大多數治療罕見疾病和小群體的醫療科技[15]，但對於病人

數少、治療選擇有限或缺乏、因疾病特殊性而困難執行研究或蒐集證據的特殊狀
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況，NICE也另闢高度專業科技（highly specialised technology, HST）評估途徑，以

確保罹患極罕見疾病的極小眾人口能夠更公平地獲得治療[15]。此外，對於有潛

力的創新藥品透過HST機制，或許NICE未能決議由NHS常規給付，但也有機會經

NICE建議透過創新藥物基金（Innovative Medicines Fund, IMF）暫時給付，同時在

議定期間內蒐集新藥於NHS使用的真實世界數據和病人用藥經驗，以作為日後再

評價是否列入NHS永久給付之證據[2, 23]。

澳洲新藥在取得販售或供應資格後，即可向藥品補助系統（Pharmaceutical 

Benefits Scheme, PBS）申請給付。新藥申請資料備齊後，提交具獨立性的藥品給

付諮詢委員會（Pharmaceutical Benefits Advisory Committee, PBAC）進行評議，分

別經經濟評估次委員會（Economics Sub-Committee, ESC）和藥品利用評估次委員

會（Drug Utilization Sub-Committee, DUSC）評估，評估結果在通知廠商並接受書

面回應後，會進一步安排PBAC會議，會議必須對申請案件及其評估報告進行討

論並做出建議[24]。對於一般社區藥局管道供應下，無法獲得最佳效益的藥物

（含罕藥），則同樣是經PBAC評議以決定是否由高度專業化藥品計畫（Highly 

Specialised Drugs Program, HSDP）給付[25, 26]。

(三)罕藥專屬評議標準（與一般藥物不同）

罕藥於德國的新藥評估是由G-BA進行效益評估，允許較為寬鬆的要求，例

如簡化申請書模板的項目要求，不用與建議的適當參考品比較，對非隨機對照臨

床試驗或非比較性研究的結果接受程度高，接受上市許可審查之樞紐試驗結果或

是提交之數據[2, 16]。G-BA評議時會自動假設孤兒藥已具有額外的效益，故G-BA
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決議對額外臨床效益的類別，相較於一般新藥，僅有具些微額外效益（minor 

added benefit）、具重要額外效益（considerable added benefit）、具重大額外效益

（major added benefit），其中就科學證據尚無法分類者，則視為無法量化額外效

益（unquantifiable added benefit）[22, 27-29]。此四類別決議，皆由德國法定健康

保險基金協會（German National Association of Statutory Health Insurance Funds, GKV-

Spitzenverband, GKV-SV）與廠商議價以便納入給付[2, 22]。

法國在廠商提交藥物給付申請後，是由法國國家衛生局（National Authority for 

Health; Haute Autorité de Santé, HAS）進行臨床效益（service médical rendu, SMR）及

臨床效益改善程度（amélioration du service médical rendu, ASMR）評估[30]。SMR

及ASMR的等級是HAS在考量藥物的臨床效果、替代治療的安全性、整體治療策

略的臨床相關性及地位、疾病嚴重程度、族群大小、為慢性或可預防性疾病適應

症等面向後的決定[29, 31]，罕見疾病的未滿足醫療需求（unmet medical need）可

能會影響ASMR等級，但並不是衡量ASMR的唯一標準[32]。雖然孤兒藥沒有其他

特定的給付標準[29]，但不需成本效益評估，更無遞增成本效果比值（incremental 

cost-effectiveness ratio, ICER）閾值標準[29, 33]。HAS理解孤兒藥研究在高品質證據

上的限制，當作為黃金標準的隨機、雙盲臨床試驗結果不可得，或是與活性參考

品、安慰劑或最佳治療的比較不可得時，委員會會調整其評估依據[2, 32]。HAS完

成評估後，交由透明委員會（Transparency Committee, TC）進行收載審議。

英國NICE在HST評估途徑下，願意考慮更廣泛的證據來源，如觀察性研究[2]

、替代性結果指標、專家意見等[34]。2022年1月更新的科技評估操作指引為了讓
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獨立委員會面對困難生成足夠證據的評議時，能有更彈性的考量空間，放寬了證

據採用的來源，包括真實世界和病人體驗數據[35, 36]，尤其執行兒童疾病、罕見

疾病、具創新性或複雜性新療法之研究是有困難度的時候，NICE希望指引的更新

讓委員會能適當地兼顧不確定考量和病人及NHS的風險管理，且不致成為具價值

創新治療的不當障礙[35]。考量罕病用藥的特殊性及迫切性，相較於一般藥物科

技評價願意給付的遞增成本效果比值（incremental cost-effectiveness ratio, ICER）通

常落在2至3萬英鎊，HST評估極罕見疾病用藥的ICER閾值落在10萬英鎊，若有令

人信服的證據表明終身的生活品質調整後人年（quality adjusted life year, QALY）可

達30以上，則ICER閾值更可提高至30萬英鎊[2, 29, 37-39]。

聯邦體制的加拿大由藥品及醫療科技評估機構（Canada Agency for Drugs and 

Technologies in Health, CADTH）負責新藥評估及收載事宜（不含魁北克省），對

於非癌症用藥採共同藥物審查（Common Drug Review, CDR）流程，由藥物專家

委員會（Canadian Drug Expert Committee, CDEC）經整體評估及審議後，提出是

否應給付的建議[40]。為評估罕見疾病用藥是否需有特殊途徑，CADTH在2013

年10月聽取一場利害關係人諮詢會議的意見後，決定以改善CDR流程的方式繼

續辦理一般性及罕藥新藥評估及審議，CDR改善的方向包括：更加重視專家參與

（engagement），決議過程更加考量病人意見（patient input）並改善病人參與流

程（patient engagement process），在《健康科技經濟評估指南》（Guidelines for 

the Economic Evaluation of Health Technologies）提供包括相對較小族群的充分指導

指引，在送件前的6～12月辦理與廠商溝通對話的會議[41]。雖未針對罕藥另設
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審查途徑，然對於進行穩健的臨床試驗及藥物經濟評估有實際困難，且存在重大

未滿足的醫療需求（unmet medical need）的特殊狀況，CDEC是有可能會做出有

條件給付（reimburse with conditions）的建議。所謂重大未滿足的醫療需求，主要

考量三個方向：罕見性（rarity of condition）、罹病人口（population）及缺乏替代

治療[40]。

日本至2019年4月起才正式辦理成本效益評估計畫，雖僅作為藥物調價之

用，但為避免發生抑制研究投資發展並確保病人獲得治療，成本效益分析計畫的

選案設定有排除條款，將罕見疾病用藥，如難治性疾病（intractable diseases）、血

友病、HIV感染者；或僅用於兒童之藥物予以排除。雖然對於市場規模較大（超

過350億美元）或單價特別高的藥物仍可能被選為成本效益評估的執行目標[42]，

但中醫協在成本效益分析的評議階段，理解某些價值項目無法透過QALYs被充分

評估，例如病人需求、疾病負擔或嚴重度，所以在審議時會做特別考量；需要被

特別考量的案件如：罕見疾病為適應症的一部分、兒童用藥為適應症的一部分、

癌症治療[42]。而ICER作為藥價調整的參考，罕藥相較於一般用藥的閾值標準為

1.5倍[2]。日本學者分析2009年至2018年日本許可上市的罕見疾病用藥，結果指

出罕藥即便藥價高昂也不一定會對預算產生重大影響，因此建議若執行罕藥成本

效益分析，應綜合考量倫理、社會及預算面[21]。

韓國全民健康保險局（National Health Insurance Service, NHIS）管理被保險

人的資格、給付項目、支付標準及藥價談判、保費收繳、與醫界協商費用合約

等事宜；韓國健康保險審查評價院（Health Insurance Review & Assessment Service, 

HIRA）負責健保費用審查及資料分析、醫療服務及藥物支付標準之訂定及管
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理、醫療品質監測等業務[43]。新藥取得上市許可後，廠商需向HIRA提交申請資

料，HIRA會對臨床療效及經濟評估進行評估，並交由HIRA的藥品支付評估委員

會（Drug Reimbursement Evaluation Committee, DREC）審查並決定是否給付[43]，

以及依成本效益決定最高價格（maximum price）[44]。HIRA對於新藥給付審查，

藥物經濟評估（pharmacoeconomics evaluation, PE）通常為檢送文件之一，不過自

2015年5月起，若在做給付決策時仍缺乏臨床證據的藥物，以及罕見疾病和腫瘤

治療用藥，則可豁免PE報告[45]；且自2016年9月起，所有豁免PE的藥物皆需與

NHIS簽訂支出上限的風險分攤協議（risk-sharing agreement, RSA）[45]。

新加坡藥物是由國家醫療科技評估中心（Agency for Care Effectiveness, ACE）

執行醫療科技評估，並由衛生部（Ministry of Health, MOH）的藥物諮詢委員會

（Drug Advisory Committee, DAC）決議補助決策[46]。雖然ACE對罕見疾病用藥沒

有特別的評估方式，但是DAC進行決策時，除考量病人臨床需求及疾病特性、新

藥的臨床有效性和安全性、新藥相較於現有替代治療的遞增利益及遞增成本，以

及預算影響[46, 47]之外，也考量社會、文化和倫理因素，以及其他如罕見及超罕

見疾病治療等可能影響價值判斷的因素[47]。

(四)病人意見納入審查參考

在德國，病人代表可出席G-BA的相關會議，但無投票權[2, 48, 49]。此外，

進行一般新藥評估的IQWiG為更理解所評估的藥物，會間接透過G-BA的病人參與

聯合會（Die Patientenbeteiligung im Gemeinsamen Bundesausschuss）發言人聯繫適合

的病團諮詢意見，同時病人及家屬也可直接就相關的評估報告直接聯繫IQWiG提
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供意見[2, 50]。

法國透明委員會（Transparency Committee, TC）負責藥物給付審議，自2015

年以來，病人代表即為TC委員會的成員，包括一名副主席[2]。另自2016年11月

起，HAS在每週發布的待評估藥物清單中，即開放讓病人提交意見[2, 51]。

就病人參與而言，英國的NICE提供了最廣泛的病人參與制度，其不僅能綜合

考量病人所提交的書面意見及口頭陳述，更願意在做出決定時考量各類型的證據，

讓病人團體代表或相關利益人能在每個階段中實質參與並影響委員會的決策[2]。

加拿大CADTH為考量罕藥的評估及審議，特於2013年在聽取利害關係人意見

後，透過更加重視專家參與、決議過程更加考量病人意見，以及改善病人參與流

程等積極作為來改善共同藥物審查（CDR）的流程[41]。

澳洲進行藥物評議的藥品給付諮詢委員會（PBAC）19位成員中有二位消費

者代表，目前一位是社會政策專家，並對癌症照護有興趣及經驗，另一位是醫療

科技評估消費者諮詢委員會（Health Technology Assessment Consumer Consultative 

Committee, HTA-CCC）主席暨消費者健康論壇（Consumers Health Forum）副主

席，在PBAC擔任副主席[52]。病人可以在藥物評估及審議過程提交資料，也可以

受邀至PBAC會議上提供證詞及回答問題。此外，救命藥品計畫（Life Saving Drug 

Program, LSDP）負責評估所有新藥申請收載的專家小組（LSDP Expert Panel），

其七位成員中也包括一位消費者代表（consumer nominee），目前為澳洲罕見疾

病之聲（Rare Voices Australia）的執行長[53]。澳洲政府為支持更廣泛的消費者

參與，PBAC在2019年成立醫療科技評估消費者證據及參與單位（HTA Consumer 



40

罕見疾病創新治療及藥物給付建言書
Recommendation on Innovative Treatment and Drug Reimbursement for Rare Diseases

Evidence and Engagement Unit），以及成立HTA-CCC以便為衛生暨高齡照護部

（Department of Health and Aged Care, DHAC）提供建議。澳洲政府在2021年9月與

澳洲藥品協會（Medicines Australia）及學名藥協會（Generic and Biosimilar Medicines 

Association）共同簽署策略協議，依據協議澳洲政府進一步規劃「加強消費者參

與流程」（Enhanced Consumer Engagement Process）以促進更早了解消費者及病人

的觀點，從而有效地在醫療科技評估中採納他們的聲音，並能為PBAC審議時考量

[54]。

新加坡國家醫療科技評估中心（ACE）在2021年成立消費者參與及教育

（Consumer Engagement and Education, CEE）工作流程，專責於幫助病人、照顧者

及公眾參與ACE的工作，並於2022年開始主動邀請病人以填寫調查（survey）或

病人旅程表（patient journey form）的方式，提供罹病經驗、需求、偏好、對病情

及治療選擇期待等資訊，ACE收到意見後將用於驗證ACE的評估，也會納入ACE

的評估報告內，以及DAC在做藥物補助審議時也會參考這些資訊。此外，CEE團

隊在2022年4月成立消費者小組（Consumer Panel）來代表健康照護消費者的集體

聲音，並向ACE和DAC提供有關強化參與機會的建議，包括滿足病人、照顧者、

工眾需求，及確保他們的觀點有效地用在為ACE工作提供資訊[55]。

(五)特別予以給付或有條件方案

於英國，若藥物未能經TA及HST途徑建議於NHS內使用，對於個別病人而

言，若臨床主治醫師認為病人的臨床情況特殊，仍可準備證據替病人向NHS提

出個別經費申請（Individual Funding Request, IFR）[29, 56]。在主治醫師提出申請
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後，將由獨立性討論會議（IFR Panel）評估治療適合性及是否補助費用[56]。

在加拿大，對於非癌症用藥採共同藥物審查（CDR）流程，由藥物專家

委員會（CDEC）經整體評估及審議後，提出是否應給付的建議[40]。一旦藥

品及醫療科技評估機構（CADTH）發布最終決議，若為正面建議（posit ive 

recommendation），則泛加拿大製藥聯盟（pan-Canadian Pharmaceutical Alliance, 

pCPA）將進一步協助訂定公共藥品計畫給付的價格。雖然CADTH及pCPA以聯邦

高度為各省／特區進行醫療科技評估或議價，但各省／特區仍可考量自身的負擔

能力決定是否給付該藥物項目[57, 58]，對於罕見疾病用藥各省可以自行決定是否

設立「專門的預算資金」[57]。

新加坡衛生部（MOH）在2019年聯合新加坡保健集團基金（SingHealth Fund）

成立罕見疾病基金（Rare Disease Fund, RDF），結合社區及政府配比捐款，以針對

罹患特定罕病且須使用高價藥物治療，然即使在政府補貼、保險及財務援助（如

藥物援助基金<Medication Assistance Fund, MAF>、健保基金<Medifund>）後仍無法

負擔治療費用的病人，由RDF提供經費補助。政府承諾以三比一配比的方式提供

經費，此外捐款者可獲得250％的扣稅優惠，期望藉此鼓勵社會大眾捐款。此外政

府承諾會負擔管理RDF的營運費用，以確保所有捐贈款項僅用於病人[47]。對於那

些藥物藥納入RDF補助，同樣是由ACE來執行選題及評估，由罕見疾病專家小組

（Rare Disease Expert Group, RDEG）提供特定罕病的病人數及疾病診療資訊；對符

合納入RDF標準的藥物提供建議；解決特定罕病及其治療的任何臨床問題；為確保

治療的適當使用且只有達到足夠臨床反應才能繼續用藥，RDEG需提出RDF每一治
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療藥物的開始及繼續治療條件[47]。

(六)救命藥品計畫

澳洲針對遭PBAC拒絕納入PBS之新藥，若符合某些特定條件，如用於治療

罹患危及生命和每五萬人少於一人的超罕見（ultra-rare）疾病，該新藥具臨床效

益卻成本效益不足以納入PBS。經此，廠商可向救命藥品計畫（Life Saving Drug 

Program, LSDP）秘書處提出補助申請，經專家小組（LSDP Expert Panel）就相關事

項審查並向聯邦政府首席衛生官員（Commonwealth Chief Medical Officer, CMO）提

出初步建議和協助。專家小組審議時，會考量新藥適用疾病是否能以合理的診斷

精確度識別及顯示會縮短壽命、新藥證據顯示可以延長壽命、沒有其他可替代治

療被給付、尚無合適且具成本效益的治療被給付、新藥費用對病人及照顧人造成

不合理的經濟負擔等[2,59]。期間若廠商提供額外的臨床證據足以有意義的改變新

藥的成本效果，則專家小組會建議廠商重新向PBAC申請於PBS使用；CMO考量專

家小組意見及廠商回應後，向部長報告並由部長做出最後決議[59]。

在法國，當藥品在上市前或尚無許可證，卻有緊急用藥需求時，可透過臨時

使用授權（Autorisation Temporaire d'utilisation, ATU）的方式由全民健康保險提供給

付[2]。

「罕見疾病真的很特殊，病友們要獲得商保的保障是不可能的，只能靠健保

的支持，健保是罕病病友唯一可以依靠的保險來源。」

∼臺灣病友聯盟　吳鴻來理事長
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三、臺灣罕病團體的期待

為了解目前罕藥給付的困境對病人及家庭的影響，本會於2022年9月偕同台

灣弱勢病患權益促進會對39個罕病相關病友團體代表，針對政策、社會參與及疾

病防治等之現況與期待進行調查，結果顯示，在確診罕病後，病友們最希望能獲

得的資訊為「有沒有治療方式」及「能不能被治癒」；在因使用罕藥而獲得的改

善中，對病友們來說最重要的是「延緩個人疾病惡化」的面向。在參與調查的39

個罕病團體代表中，有41％所代表的病類沒有任何罕藥可供治療，其餘59％有健

保給付之罕藥可用。對無藥可用、尚在等待藥物的病友團體來說，其最擔心的就

是罕藥研發的速度不及病程的發展，更擔心即便有新藥出現，健保仍然無法提供

給付；而已有藥可用的病友團體，最擔心的則是隨著健保財務逐漸吃緊，未來恐

將無法再支持罕藥給付，其次則是擔心由於給付條件嚴格，個人無法符合標準而

被審退17。

此外對於目前醫療科技評估中採用生活品質調整後人年（QALY）以及遞增

成本效果比值（ICER）來衡量病人用藥的成效，約有75％的病團認為不合理，另

外的25％則認為即使採用，仍要有適合罕藥的配套規劃，建議採多元準則評估方

式，將治療對遺傳罕病具有防治的意義與價值、治療後減少其他醫療使用、治療

後生活自理能力提升、家庭穩定度增加以及社會影響力等納入考量，而非僅透過

單一指標或數據衡量。在病團參與健保給付的經驗，有53.8％病團曾經參與過健

17. 資料來源：本會於2 0 2 2年9月7日舉辦之「罕見疾病醫療照護之挑戰與前瞻」論壇發表
之罕見疾病病友團體調查報告h�ps://www.tfrd.org.tw/tfrd/assets/uploads/library_e/209/
tfrd_20221011100616.pdf。
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保新藥納入健保的過程，主要是透過藥品意見平台表達意見，少數是被健保署或

其他單位徵詢病人意見。病友團體希望能實質參與決策，有70％的病團代表願意

挺身而出擔任共同擬訂會議代表或列席代表。

罕病病人們承擔了基因突變的機率，終其一生與疾病奮戰，等到有治療的機

會，無不希望全力爭取。治療不僅影響病人個人，亦直接影響家庭、社會以及國

家，政府應積極改革法治規範來提昇罕病家庭使用資源之權利。
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肆、健保罕藥專款與執行

【第一節 背景與挑戰】

一、健保罕藥專款的重要性

罕見疾病的病人都是在和時間賽跑，越早確診並獲得適當的治療，越有機會

減緩疾病的惡化程度，甚至有機會能正常的發育成長。但因為罕見疾病的藥品大

多昂貴，且多需要終身使用，罕病家庭在無外在補貼的狀況下，普遍家庭的經濟

能力難以負擔的起。在商業保險不接受投保，中央主管機關編列的補助預算極其

有限的情況之下，全民健保編列專款是罕病病人唯一可以依靠的藥物財務來源。

二、健保罕藥專款之編列及執行

為紓解罕病家屬籌措高額醫療費用的困境，健保的總額預算於2005年開始編

列專款18，支付罕見疾病及血友病所需藥品。各年額度、成長率及執行率請見圖一

18.罕藥專款於西醫基層及醫院醫療給付費用總額，以及其他預算之歷史演變請參見附錄三。

「健保署罕藥專款的編列，是根據過往使用情形做自然成長估算，但此表達

方式太過於保守，建議應該公開參考哪些項目或參數，如何計算估計的數字，讓

大眾可以依照此公開標準來評論預算之編列是否洽當；越是公開透明，社會大眾

的意見和疑慮反而會比較少。」

∼國立臺灣大學健康政策與管理研究所　楊銘欽教授
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及表五。由該表可以看出，歷年金額雖有成長，但成長率卻有逐年下降的趨勢。

另外執行率雖多接近90％，但各年都有剩餘；近年來剩餘的可能原因之一，為新

藥核准的數量降低，致使原本要支付新藥的預算未能支用。但就算未來年度有機

會納入新藥，專款剩餘額度卻未能保留至下一年度使用，也可能造成新藥預算排

擠原有藥品預算的窘境。

圖一、各年度罕藥專款支出金額及成長率

表五、歷年罕病用藥專款金額及執行率

參考來源：全民健康保險2018年各總額部門執行報告及各總額部門2022年度執行成果發表暨評核會議會議手冊（罕

病藥費不含罕病特材費用；專款支出，自2018年起已扣除藥品價量給付金額）。

年度 罕藥專款
預算金額（億）

罕藥專款
支出金額（億） 罕藥專款執行率

2005 無公開資訊可查找 5.12 無公開資訊可查找
2006 無公開資訊可查找 10.84 無公開資訊可查找
2007 無公開資訊可查找 11.12 無公開資訊可查找
2008 無公開資訊可查找 13.47 無公開資訊可查找
2009 無公開資訊可查找 15.15 無公開資訊可查找
2010 無公開資訊可查找 17.38 無公開資訊可查找
2011 無公開資訊可查找 20.77 無公開資訊可查找
2012 無公開資訊可查找 26.06 無公開資訊可查找
2013 無公開資訊可查找 30.35 無公開資訊可查找
2014 無公開資訊可查找 36.40 無公開資訊可查找
2015 無公開資訊可查找 41.35 無公開資訊可查找
2016 無公開資訊可查找 45.85 無公開資訊可查找
2017 57.91 53.55 92.47％
2018 65.09 58.68 90.15％
2019 72.957 61.67 84.53％
2020 71.66 70.51 98.40％
2021 76.01 73.04 96.09％
2022 87.75 76.79 87.51％
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如前所述，健保雖編列罕藥專款，但仍因下列因素面臨專款經費不足的情

形，主要挑戰與困境如下：

(一)罕藥專款預算編列方式待檢討

專款編列係依照罕見疾病病人自然成長率，加上推測可能新納入給付藥品的

預算衝擊編列。然而以「前五年決算平均成長百分比」作為「下年度預算成長百

分比」的單一考量，甚是狹隘，且造成非常不合理的執行思考，意即執行愈少或

用的愈少，來年專款預算成長愈少，不致影響醫院部門總額整體預算之成長率，

此為變相鼓勵不執行，不讓新藥引進專款給付，如此做法根本無法反映罕病病人

的實際需求。此外若僅以既有使用罕藥的自然成長，執行率高達92～93％來回應

外界，恐造成高執行率的假象，而忽略仍有多數罕病病人無藥可用的需求。

此外，罕藥新藥的預算估計及影響評估並非來自前瞻性評估（hor izon 

scanning）調查研發中的罕藥，亦無一定之流程或方法。「前瞻式新藥及新給付範

圍預算推估登錄作業及平台」系統於2020年9月30日完成並正式上線，此系統開

放填報預期於2021年（含）以後建議健保收載新藥、給付規定擴增藥品品項之兩

年財務衝擊（第一年及第二年觀察年）等相關資料，進行預算編列時納入評估。

納入廠商於平台提供預計於2022年擴增給付之品項，除將五年內收載新藥之給付

規定修訂之部分，列入新藥預算進行估算外，其餘所提項目直接進行財務衝擊加

總，作為預算數代表。但調查的項目不含五年內新藥、罕藥、血友病、愛滋、代

辦藥品等品項，導致健保署編列新年度預算時，未能明確掌握可能新增的罕藥及

其預算影響規模。
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(二)病人生存與時間賽跑，供給嚴重落後需求

1.新的病人數將增加

隨著基因檢測技術的發展，推測可以檢測更多的罕見疾病，讓病人可以早期

獲得診斷及縮短確定診斷的時程，惟由此也推測新的病人數將有增加趨勢，對於

罕見疾病用藥需求也將增加，對於專款額度需求也將增加。

2.罕病病人接受治療後，壽命延長使用藥物的人數將逐年增加

罕藥可以延長壽命，終身服用藥物的病人數將逐年累計增加，專款額度需要

配合調升。專款逐年成長的部分，是自然成長，而專款之所以會有未執行完的餘

款，就是因為沒有在年度內及時給付新藥。專款餘款越多，又不能保留至次年度

使用，未來成長的幅度就會越低，如此形成惡性循環，既不足以給付使用中的舊

藥，也沒有預算支付新藥或創新治療，例如創新的基因治療。此惡性循環掩蓋、

甚至掩埋了有藥可用罕病病人苦等多年的唯一「生機」！犧牲最弱勢罕病病人的

醫療權，等同將救命資源充作無謂的「安全準備」。

「當我們要求健保通過某些藥物給付時，是不是同時也要建立一個機制，在

藥物使用的若干年後回頭進行審視，否則我們可以預期藥物的經費在未來只會無

限膨脹；當一個藥物通過給付，勢必對其他的藥物納入給付產生排擠效應，若能

建立合理的藥物退場機制，才能騰出空間讓新的藥可以進來、讓新的病人有機會

去使用。」

∼財團法人罕見疾病基金會　蔡輔仁董事長
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(三)創新藥品研發上市，高價藥費對當年度預算造成衝擊

創新藥品如基因治療，帶來可治癒的療效，但也增加經費需求。例如治療脊

髓性肌肉萎縮症（SMA）的「諾健生」（Zolgensma），一劑4,900萬元，一年預

估九位病童受益，所需費用約4億4100萬元，占全年罕藥90億元的5％，若當年一

次支付，則可能排擠其他罕藥的額度。而目前公告罕藥中，除健保已給付之SMA

基因治療外，尚有萊伯氏先天性黑矇症（Leber Congenital Amaurosis, LCA）、芳

香族L－胺基酸類脫羧基酶缺乏症（Aromatic L-amino Acid Decarboxylase Deficiency,  

AADC）的基因治療在等待給付；另外還有多種基因治療持續發展中；未來亦有

創新療法mRNA治療正研發中。

(四)健保及政府財源有限，需有創新財源機制

未來罕藥專款可能不足的情況下，要如何擴充，須從健保署與國民健康署兩

方面討論。就健保的現況而言，雖已編列專款，但成長率有限，難以量出為入，

調高健保費率亦有困難。

而目前健保雖可依罕病法第19條，以既有法源依據行罕藥實名制方案暫付1～3

年，類國外早期近用計畫（early access program, EAP），但其經費仍計算在健保罕

藥專款額度內，執行面亦頗受限縮，並未能依法有效解決困境，應考量作為增加預

算的指標或參數。至於罕病法第33條雖明文規定「中央主管機關應編列預算，補

助……依全民健康保險法未能給付之罕見疾病診斷、治療、藥物、……費用。」但

目前所編列預算，並不足以支應健保未能給付之罕藥及適應症範圍。

另外，參酌國際給付政策及做法，較為可能的解決方式為英國創新藥品基

金（IMF）的做法，對於潛在可能是突破創新但療效尚未完全確定的新藥，編列
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臺灣之創新藥品基金支應。健保署石崇良署長在2023年4月8日癌症高峰論壇演

講也提及獨立基金或預算的考量，範圍包括高價新藥、癌藥、罕藥。此一基金可

設定二年的觀察評估期，落實登錄（registry）的制度，若在這二年內經評估確有

療效，應再回歸一般健保機制給付。IMF可以提高罕藥的可近性，可將具有以下

三項特性的罕病新藥放在第一優先：1.沒有替代性（no substitute）；2.威脅生命

（life-threatening）；3.具財務毒性（financial toxicity）。但要如何落實此一制度，

則尚有跨部門的法規、財務、及行政上的協調和挑戰。

【第二節 總結與建議】

健保罕病專款預算在可預見的未來將不夠支付新增罕病用藥的費用，研發中

的新藥及及創新治療將快速增加對於專款額度的需求。衛福部、健保署及國民健

康署若能編列足夠的經費，將罕病新藥加速納入給付，以有效照顧罕病病人，將

為新政府施政的亮點。

※建議：實踐健保罕藥專款精神，合理成長並確實執行

「在健保會委員裡，不管是專家學者或醫界代表，對於罕藥專款一直都很支

持。但健保財源畢竟有限，為確保健保總額財源穩定，可共推支持擴大財源，特

別是政府依健保法應負擔一定比例之保險費補助款，就目前36％修法提高到38％

或是40％，此修法的難度上，比起調整給項目、給付範圍，難度上稍低，各界應

可共推。」

∼財團法人中華民國消費者文教基金會　吳榮達董事長
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一、健保罕藥專款合理增加

建議健保署適當增加罕藥專款預算，效法各國改革罕藥給付程序。專款編列

方式應透明可供檢視，建議分三部分編列：

(一)�已給付罕藥之自然成長：預估新病人增加人數，以及原用藥病人因體重增加

或病情變化所需的藥費成長。

(二)�預估罕病新藥的需求：建議在「前瞻式新藥及新給付範圍預算推估登錄作業

及平台」系統加入罕藥為調查範圍，雖預期仍無法準確預估藥費影響，但可

較現行流程更早知曉有那些新藥將建議健保收載，讓健保署及國家發展委員

會有足夠的時間估算費用及編列預算。

(三)�創新治療的發展：隨醫藥新技術發展，罕病創新治療逐漸增加，特別是「基因

治療」可望使病人達到治癒的機會。創新治療主要需考量人數少且為未滿足醫

療需求之（unmet medical need）優先等特色。若療效尚不明確，仍有疑慮之新

治療，則可先經健保專款外之「罕病創新治療基金」（第陸章將詳述）驗證具

有療效後，再由健保專款收載。

二、提升罕藥專款執行效率

(一)�加速新藥審核與給付

收載應優先考量：（1）療效；（2）是否為迫切且唯一用藥（unmet medical 

need），希望不致因財務困難導致病人致命，不再發生「罕病病人死於可治療的

罕病」！

(二)�滾動式檢視給付準則，建立退場機制
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為使罕藥專款有效執行，應建立罕病病人使用罕藥效用之追蹤機制，透過真

實世界數據蒐集病人用藥狀況，並滾動式邀請醫事專家及病友團體進行給付準則

修訂。對於藥物使用退場條件之制定，建議提供配套措施予以輔導。

三、罕藥專款財源應採多元來源

建議開發多元財源挹注罕藥專款，來源建議如下：

(一)�依罕病法每年撥付菸捐款項至健保罕藥專款，並增加挹注之經費。

經本會調查，近幾年撥付菸捐至健保罕藥專款每年約2至2.5億元，另菸

捐使用於罕病法各項補助為1.5億至2億，建議國民健康署全面檢討菸捐用於

補助罕病法項目之適法性，全面盤點調整之預算可再挹注至健保罕藥專款，

初步估算可增加1.5億到3.5億。若可增加菸捐之挹注，將不僅可支付罕病新

藥，對於創新藥品費用亦可挹注部份經費。

(二)�共同推廣健保負擔保費之法定責任，以維護健保總收入。

全民健保開辦後，各級地方政府依健保法規定，應負擔一定比例之保險

費補助款，即依健保法第3條規定，政府每年度負擔本保險之總經費，不得少

於每年度保險經費扣除法定收入後金額之36％。惟中央政府及地方政府因財

政困難或施政優先順序之考量，陸續產生積欠健保費補助款之情形。建議回

歸法定責任之精神，共同維護健保精神。

四、�在不影響年度預算合理成長前提下，專款餘款允許留用

歷年來罕藥專款均有餘額，但都只能回歸至健保的安全準備金。此筆專

款既是為罕藥而設，應修法讓餘款可以留用至次年度使用，或留至罕病創新

治療基層，且不應因有留用之經費而影響次年度預算編列。
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伍、罕藥納入健保給付之程序

【第一節 背景與挑戰】

罕病的診斷常常花上很長的時間，病人與家屬在醫院與醫院間穿梭、不

停的做檢查、尋找治療方法，身心煎熬。根據《經濟學人》於2022年發表的

《Connecting the dots: Embedding progress on rare disease into healthcare》[2]所引， 

「（澳洲的經驗）一份正確的罕病診斷平均得花上四至五年、得看過五至七名醫

師」。重要的是，在這曲折漫長的診斷之旅中，罕見疾病是持續在進展的，持續

在影響病人的生理及心理健康，待到確定診斷，疾病通常已對身體造成不可逆的

影響，加劇疾病的嚴重程度[9]。

在確定診斷後，莫不期待對症下藥。然而新藥納入健保給付，卻需經過漫長

正式的程序（參見圖二），也涉及許多不同主管機關。對於各個主管機關、負責

單位與專家來說，各司其職、嚴謹把關自是天經地義。然而外界，包含病人及家

屬，如果對這個結果有疑義，要去檢視其中的問題點，卻發現其專業及資訊不對

稱問題，致使艱鉅異常；其中若加上溝通不順暢，很容易就出現主管機關推託責

任的社會感受。

罕病病人對於健保新藥決策過程，有幾項常見的訴求，包括：新藥審太久、

給付條件過分限縮、討論新藥只在意預算影響，以及病人辛苦蒐集的資料未被充

分呈現等。這些訴求，或可將之歸類為「決策程序」、「新藥價值」、「病人參

與」等三大面向。外界也許認為病人倡議只在意要有新藥，但其實大部分時候，

臺灣的病友團體在意的是流程設計與決策規則，基於理性課責及審議式民主，政



54

罕見疾病創新治療及藥物給付建言書
Recommendation on Innovative Treatment and Drug Reimbursement for Rare Diseases

圖
二

、
罕

病
新

藥
建

議
健

保
收

載
之

相
關

作
業

流
程

（
製

圖
：

楊
雯

雯
）



55

伍、罕藥納入健保給付之程序

府決策應該要能說清楚，公開透明，讓病人及民眾理解政府決策的依據與原由。

一旦這過程能做到透明、參與、審議、一般性、夥伴關係等面向，政府與民眾就

能共同合作，達到公民社會民主治理的基本要求[60]。

一、健保給付決策流程之改革建議

《經濟學人》報告[2]將罕病病人目前新藥取得的現況、難處、與解決方法，

做了詳盡的回顧與剖析。其中，對於醫療科技評估（Health Technology Assessment, 

HTA）相關過程於罕病治療的各種特殊考量與做法，該報告參考了幾篇論文將所

有可能的做法統整，本建言書將其翻譯並彙整12項做法（A至L）於下表六：

經過事先深入分析及廣泛深入的焦點討論，以上流程中採用的各項做法，在

臺灣應該可以實行的，包括A, B, C, D, E, F, G, H, I, K, L。其中I、K已是現狀。C符

合健保署近期對外公布的施政方向（如平行送審機制）。A、B基本上不會影響到

流程。經此考量，建議罕病健保給付的決策過程，採取以下幾項具體改革（為方

便對照，以表七呈現）。

HTA各階段 針對罕病藥品給付決定的特殊作法

證據資料陳送 對於療效證據的要求不同（較為寬鬆）A

對於經濟證據的要求不同（較為寬鬆）B

評估（assessment） 提早開始進行C

根據不同的疾病應
該可以因其特殊性
而 隨 時 接 受 相 關
的資訊（disease-
specific input）L

審議（appraisal）

有特別的審議委員會D、考量更廣的價值面E、對於證
據品質要求較為寬鬆F、經濟模型要求更彈性G、採取
不同的決策規則H（如decision modifiersH-1、different 
WTPH-2、或different reimbursement rulesH-3等）

核價給付 有條件的給付I（conditional approval）、不同的給付項
目集J（different formulary listing）、不同的預算來源K

表六、罕藥於醫療科技評估（HTA）相關過程中的考量
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具體改革措施 涉及單位 說明

1.流程及早開始
配合健保署當前政策（平行送
審機制）提早開始準備。

罕見疾病及藥物審議會（
健康署／食藥署）、健保
署、罕病基金會、HTA單
位

經罕藥認定程序者，受理罕藥認定時：
▶ 健康署提供適用該罕藥適應症之病人

數予健保署（及／或罕病基金會）。
▶ 於健保署官方病友意見分享平台或類

似平台公告，並開始蒐集相關疾病及
治療經驗證據及病人意見（礙於當下
誰是罕病病人，只有接獲通報的機關
知曉，建議健康署與健保署合作）。

▶ 官方通知相關病友組織，協助蒐集相
關病人證據及意見。

2.共同合作蒐集證據
廠 商 給 付 建 議 申 請 資 料 送
件，主 管 單 位（ 健 保 署 ）受
理 即 對 外 公 告（ 如 病 友 意 見
分 享 平 台 ）或 委 託 特 定 單 位 
（如HTA 組）主動邀請有新藥
經驗之病人、或病友組織提供
相關資訊；資訊可以包括病人
或家庭所面臨的特殊情境、病
人對治療的訴求及偏好、接受
新治療之經驗、病人數等。

健保署
HTA單位

▶ 除病友意見分享平台蒐集內容外，能
有更充分的時間準備更廣泛的價值項
目之證據，如照護者目前困境、生產
力損失等。

▶ 鑒於罕病人數的稀少性，在罕藥建議
健保收載前有哪些病人曾有用藥經
驗，不一定是病友團體或本會能知
曉，甚且不是每一位病人皆參加病友
團體。建議官署應建立病人意見／證
據蒐集指引。

▶ HTA罕藥評估應有不同於一般藥物的
評估指標，除現有證據，應包含疾病
對心理、家庭及社會層面的影響等。

表七、罕藥於健保收載流程之改革建議



57

伍、罕藥納入健保給付之程序

具體改革措施 涉及單位 說明

3.罕病次委員會決定價值
組成「罕病次委員會」取代專家
諮詢會，兩或三年的固定任期
內組成專家相同。
組 成「 罕 病 價 值 面 向 工 作 小
組」專門處理罕病的價值項目
討論。

罕病次委員會
罕病價值面向工作小組

▶ 兩或三年固定任期的設計讓罕病次委
員會能夠累積經驗，以便對罕病的困
難度與科學度掌握較為精準與一致。

▶ 其中價值項目應該包含哪些，由事先
組建一個特殊工作小組（即罕病價值
面向工作小組）進行嚴謹程序決定，
並每年檢討。

▶ 罕病次委員會進行給付條件、停藥條
件或退場機制的訂定及反省。

▶ 罕病次委員會評估罕藥案件臨床證據
不確定性及降低不確定性的可能性，
提出是否蒐集及分析真實世界數據／
證據之需求，提出病人用藥登錄資料
庫欄位及分析方法之建議，必要時每
年檢討以適當反映罕藥給付規定及退
場機制。

▶ 罕病次委員會討論罕藥案件時，必須
就每個價值項目討論，並對外公告其
取捨理由，以做到政府課責（程序正
義、透明原則、當責）。

4.�基於價值決定（是否及如何）給
付
健保署行政考量由罕病次委員
會所初擬之建議（包含與廠商
初步議價），再提出建議案至共
同擬訂會議。

健保署
藥品廠商

▶ 罕病次委員會只決定罕藥價值，並公
開透明。

▶ 健保署負責預算的籌措與給付的管
理。此過程可以與藥廠協商費用。

5.�共同擬訂會議尊重價值認定進
行專款管理
共同擬訂會議確認前述程序
之各項 價 值 項目考 量、並 落
實罕見疾病藥費專款預算規
劃，及依當年執行情況提出下
年度預算編列之建議。

共同擬訂會議
健保署
健保會

罕見疾病藥費專款能充分使用、並且
其運用能夠反映專業及社會的價值。
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二、價值項目決定與採行

(一)成立「罕病價值面向工作小組」決定價值項目

現代社會的各種給付決策，如同臨床與政策決定，極少是僅考慮單一面向。

臨床療效自是最重要的價值項目（決定新藥是否具價值的考慮面向），但是是否

具成本效益、是否為未滿足的醫療需求等，都是不可否認需要同時考量的價值項

目。健保法第42條明訂：「前項醫療服務給付項目及支付標準之訂定，保險人得

先辦理醫療科技評估，並應考量人體健康、醫療倫理、醫療成本效益及本保險財

務；藥物給付項目及支付標準之訂定，亦同。」，似乎隱含著健保給付的決策價

值項目，為人體健康、醫療倫理、醫療成本效益及健保財務四項。但是，許多情

形下這四項其實不能涵蓋所有的價值考量，譬如罕病在優生保健上的防治價值、

Ｃ肝藥品的公共衛生價值、新品項抗生素的「增加治療選項」及「治療多重抗藥

性」價值等。在種種的考量下，臺灣罕病新藥的價值項目究竟應該包括哪些？

以及這些價值項目該如何被看待或評值？我們認為應該成立「罕病價值面向工作

小組」，邀集各個面向的專家或代表，進行共識討論。且隨著社會及科學發展，

「於檢送HTA時，會有如隨機對照試驗的結果等很多要求，這是就一般新藥

而言；可是罕病新藥不一定可以達到這些要求，因為其能試驗的樣本數比較小，

甚至是single arm �udy，這是罕病、罕藥的特性，考量這樣的特殊性，我們不應該

在一開始送評估時就造成罕藥的阻礙，針對罕藥評估應該有不同於一般新藥的要

求。」

∼天主教輔仁大學醫學院數據科學中心　蒲若芳執行長
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以及經驗的累積，已具共識的價值項目及評值方法可能已無法適當反映當下的情

境，故建議應每年檢討及修正。

(二)「罕病次委員會」做出各價值項目的價值判斷並於會後公布

有了該討論哪些價值項目的共識，接下來應該解決「如何討論」的問題。

越是重要的決策，越應該在意得出決策共識的方式。全球的HTA單位，在推廣「

審議」（deliberation）的重要性——委員會討論不應該流於某些人的意志、或是

接受決策單位的暗示，比較好的做法應該是有討論框架（討論範圍包含多廣、哪

些是討論的價值項目）、仔細地審視各種證據（由HTA單位準備的書面報告或在

場專家的口頭補充），並提出任何有疑義的地方加以討論，如質性多準則決策分

析（multiple criteria decision analysis, MCDA），甚或可以輔以數量方式算出各方

案的加權後分數（如量性MCDA）等。為了解決表七的各種訴求，建議罕病次委

員會應該就訂好的價值項目一一討論，並做出各項目的價值判斷，其形式可參考

Baltussen等人的質性MCDA分數矩陣，如下表八[61]。

當然「罕病次委員會」在組成之時，要有足夠的時間理解這個會議的功能、

「目前，國外也是透過蒐集真實世界數據做為佐證，評估用藥及給付證據可

分為群體及個人兩個面向。群體角度是檢視這類疾病或藥物的治療效果等資訊，

決定要不要給付該藥物、給付範圍及規定等；個人角度則是病人本身用藥的效

果，是否可持續用藥、是否得停藥等。蒐集真實世界數據已經是世界的趨勢。」

∼社團法人健康效果暨醫療科技教育聯盟　楊雯雯秘書長
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討論各個價值項目的重要性等相關事項。於此同時，對於表六項目F（證據品質要

求較為寬鬆）與G（經濟模型要求更彈性），便能得到一定的共識。

三、病人證據及病人參與

(一)病人可以在各項程序參與

身為藥品使用者，病人應該有權利在決策流程中參與。全球的HTA組織，刻

正提倡並努力實踐「以病人為中心」的醫療科技評估及審議程序。當然再次強

調，以病人為中心並不意味所有的事情就按病人的訴求，而是要在意病人的意

見、經驗、以及過程的參與，其實也就是前述所提的民主社會共同決策的奧義。

「我們在計算成本效益、分析價值項目時，真正要呈現的應是這個疾病帶來

的影響，不只對病人本身、整個家庭，甚至是更大的範圍。因此我們很希望可以

讓病人來呈現甚麼東西對他們的生活是重要的，或是要怎麼樣才能讓委員們感同

身受、去理解，那並不是光憑科學的數據就能概括。」

∼和信治癌中心醫院藥劑科　陳昭姿主任

科技
評估準則

比較療效(QALY 或 
第幾類新藥)

疾病嚴重度
屬於貧病

（diseases of the poor）
年齡

A 100 (2A) ●●●● ✓ 15歲以上
B 200 (1) ●●●● ✓ 0-14歲
C 10 (2B) ●● 15歲以上
D 200 (1) ● 全年齡

表八、質性MCDA分數矩陣之一例 (修改自Baltussen et al, 2019)
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建議病人意見及證據應該在罕病次委員會討論價值項目時即納入討論，如此才能

讓價值項目判斷是基於充分資訊下所形成的。

表七已提建議病人的參與及早開始、也敦促相關單位應該有合適的流程設

計，讓病人的經驗及意見能夠有效地進入流程，而非只是形式主義的敷衍。

(二)病人證據是協助審議過程對疾病、治療、病人照護現場的深入了解

目前的HTA過程對於病人證據缺乏深入理解其緣由與角色，也就造成病人抱

怨其努力沒有被在意。本建言書強調，病人證據是協助相關會議討論時，能夠對

病人及家屬面臨的健康需求、照護需求、日常困擾、治療給他們的幫助、甚至長

期心理、家庭、經濟影響等，能夠有更全面的認識。尤其是罕病，如何能有任何

一個非病人者，能夠自信地說出，已經知道了該疾病狀況的所有面向，足夠去做

相關判斷？

更進一步的，我們也強調這些證據的蒐集，其負擔不應該全在病人及病團

身上。其他的疾病不需要病人負責提供相關證據，而已經身負各種重擔的罕病病

人卻要負起各種證據蒐集的責任，是不合理的要求。再者，據估計有一半的病人

沒有參加任何病友團體，即使有病友團體，也多為小型缺乏資源的組織[62]；反

之，病團亦難以知曉有哪些病人使用新藥治療。對於藥物給付的任何審議會議（

如再次建議案或給付範圍修訂案），考量罕病獨特性，建議未有病團之病類，官

方應主動邀請個人表達意見。審議證據要盡量完備，是大家共同的責任，如果需

要病人意見提供及形成病人證據，病人及病團應該是協助的角色，而非被問責的

一方。
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此外，對於病團努力按「病友意見分享平台」時限及欄位要求蒐集及上傳的

病人意見，會遭遇健保署、專家諮詢會委員或共同擬訂會代表質疑非期待中的資

料或非量性分析的證據。就此，建議官方訂定具明確面向及內容的病人意見蒐集

指引，提供HTA報告、健保署、專家諮詢會、共同擬訂會所需要的參數／數據，

以及方法學，並辦理教育指導工作坊協助病團理解在各項程序參與的方法，及如

何協助HTA報告、健保署、專家諮詢會、共同擬訂會蒐集病人意見及證據。當然

期許藥物健保收載的制度設計對病人更友善，HTA單位或健保署應該更主動、更

積極的邀請病人參與，落實「以病人為中心」審議程序的國際潮流。

四、ICER如何使用

如表六所述，國際間常見於罕病給付決策時使用ICER的方式包含：

H-1：decision modifier、

H-2：different WTP、

H-3：different reimbursement rule。

H-1： decision modifier是指由於罕病（或其他疾病狀況）的特殊性，將那個疾病的

「病友團體在共擬會裡的席次經過非常努力的爭取，依然非常單薄，只有兩

席。我認為或許應建立共擬會委員定期定比例更換的機制。若能對委員定期定比

例的更換，才能讓不同的專家和利益關係者能有發聲的機會，同時，病友代表席

次應該要增加，並納入更多不同病類的病友代表，讓共擬會能更開放透明且與時

俱進。」

∼財團法人台灣癌症基金會　游懿群主任
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健康生活品質權重進一步加權，讓該治療比起其他介入更顯有效性。通常會

影響其ICER值的分母，使得其ICER變低。在臺灣目前還沒有建立以ICER為

考量的情況下，採此項目雖然有其可能性，但可見的未來爭議性也會高。

H-2： different WTP（Willingness to pay；願附價值）是指計算出來的ICER值不變，

但用以判斷是否具成本效益的標準（閾值）較為寬鬆。基本上這樣的做法優

缺點跟H-1相差不大。

H-3： different reimbursement rules不只是改變ICER如何被對待，而是罕病就與一般

新藥有不同的給付決策規則。當然需要先擬訂給付決策的規則。

如果要考慮以ICER協助經濟方面的決策，例如選擇H-1或H-2，在目前國內整

體ICER使用經驗有限的狀況下，應有機制協助一般新藥與罕病新藥進行成本效果

評估，再由相關委員會協助確認該分析的有效性及不確定性。即使如此，也不應

以ICER高低單一因素進行建議（給付與否）之決定，反之ICER或可作為健保署與

廠商議價參考工具之一。

國際學界對運用ICER於罕藥上，一直存在比較不認同的看法（例如因為基本

原則衝突、QALY無法抓到罕病的價值、各種參數都有很高的不確定性等，而認為

直接使用傳統成本效果評估研究來評估罕藥是困難或不適當的[63]）。目前臺灣

有以罕病及高價癌藥評估優先看ICER的聲音，這對國際HTA／HEOR學界來說是

之前沒有聽說過的 - 畢竟罕病的治療有其特殊性、市場有其侷限性，大家基本的

觀念是僅看ICER的話，基本上就是不可能給付，而沒有考慮其他面向有違反倫理

原則的傾向。當然如果以協助找到合理的給付價格角度來看，ICER的確是一項工

具；但這也就將其角色往後推向給付價（與廠商議價）的階段。因此，在罕病給
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付的價值項目中，成本效益是在專家諮詢會議／罕病次委員會中的價值考量、抑

或是作為業務單位端（健保署）議價的工具，有必要先釐清角色及功能。

【第二節 總結與建議】

※建議：加速罕藥給付，優化醫療科技評估流程

一、建立「罕病次委員會」取代原共同擬訂會議前之專家諮詢會。

罕病次委員會功能：進行給付條件、停藥條件或退場機制的訂定及反省；評

估臨床證據不確定性及降低不確定性的可能性，提出是否蒐集及分析真實世界數

據／證據之需求，提出病人用藥登錄資料庫欄位及分析方法之建議，必要時每年

檢討。

二、成立「罕病價值面向工作小組」決定價值項目。

罕病次委員會應該就訂好的價值面向一一討論，並做出各項目價值判斷。罕

病次委員會討論時，必須就每個價值面向討論，並對外公告其取捨理由，以做到

政府課責（程序正義、透明原則、當責）。

三、�罕藥之醫療科技評估應有不同於一般藥物的評估指標，包含心理、家庭及社

會影響等。

四、�若健保意欲以ICER作為議價之依據，建議前提是需先建立一般藥物之ICER

閾值，有前述ICER基礎及經驗後，始對罕藥設定特別考量。

五、�政府當責並監督各方角色及權責，包含罕病次委員會只決定罕藥價值，共同擬

訂會應尊重罕病次委員會之價值認定，健保署負責預算的籌措和給付管理。
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六、�基於政府當責及公開透明，罕病新藥自申請到給付生效應公布各階段之明確

時程。

七、�建立罕病用藥之真實世界數據蒐集及證據生成之標準，並建立相應之管理、

經費及責任歸屬，以適當反映罕藥給付規定及退場機制。

※建議：擴大病人實質參與，明確運用於醫療科技評估

一、�藥物納入健保之評估及審議流程，應有適當的病團或病人參與機會，包括病

人意見表達及病人證據提供。

二、�建立具明確面向及內容之病人意見蒐集指引，並透過雙向溝通以確認醫療科

技評估報告、罕病次委員會及共同擬訂會所需要的參數／數據。

三、病人證據應納入罕病次委員會價值討論依據之一。

四、�藥物給付任何審議會議（如再次建議案或給付範圍修訂案），考量罕病之獨

特性，未有團體之病類應可由個人表達意見。
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陸、罕病創新治療策略

【第一節 背景與挑戰】

創新治療泛指突破性的創新醫療科技，在歐盟區分為四大類：基因治療、體

細胞治療、組織工程療法、複合型先進療法；在美國區分為基因治療與細胞治療

[64]。而最新的mRNA治療方法，亦為罕病治療帶來新希望。罕病病人由於人數稀

少以及治療的急迫性，對於創新治療需求迫切，因此本章節特別將創新罕病治療

策略獨立於一章節，期望能提供政策規劃及制定者，以及各界參考。

創新治療為新醫療科技研發治療方式或產品，部分新創治療因臨床試驗參與

病人數較少及療效證據蒐集時間相較短，對於治療價值具有較多的不確定性，且

審議當下仍缺乏長期追蹤的驗證數據，故而可能導致醫療科技評估的資訊不夠完

整。在此狀況下，若要及早提供具高度醫療未滿足需求或疾病嚴重度高的病人使

用，則有需要建立配套計畫以及監督機制。以下以「早期近用策略」及「先進治

療醫藥產品給付策略」介紹其他各國作法，再提出臺灣可執行的建議。

一、早期近用策略

早期近用通常是指病人可以在上市許可前即能獲得藥物治療及補助，包含

兩種形式：恩慈用途（compassionate use）和早期近用計畫（early access program, 

「讓病人有藥可用，是醫病共同的期待。」

∼臺大醫院基因醫學部主任　簡穎秀醫師
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EAP）。各國藥證單位為縮短准用核准期，通常會推行加速審查方案，以利新醫

療科技更早進入自己國家的市場，讓病人有及早用藥的機會並促進醫療生技產業

的發展。要讓病人及早用藥，除了縮短藥證審查時程，也需考量新醫療科技推

行場域及費用負擔的問題，已有部分國家推行EAP方案，來因應這些問題。各國

EAP的共通特徵包括：以國家層級推行；資格標準通常是缺乏有效的治療替代方

案、並假設會有好的風險效益結果（risk-benefit profile）；保險人／付費者沒有為

這些治療安排預先確定的預算；EAP的總體支出仍未知[65]。EAP提供了符合倫理

規範、符合法規、以及受控制的機制，用以讓患有威脅生命的疾病且無治療選擇

的病人在臨床試驗場域之外，以及藥物上市之前，獲得藥物治療[65, 66]。

【法國】

早在1994年法國便已開始透過臨時使用授權（ATU）計畫執行EAP，ATU目的

在為患有嚴重或罕見疾病、高度需求未滿足，且缺乏經上市許可治療替代方案可

用的病人，提供早期獲得藥物的機會[67]。2020年12月14日修法後的社會安全法

（Article 78- La Loi de financement de la sécurité sociale, LFSS）將健康照護計畫的ATU

制度進行修正[65, 67]。將原本有六套系統且複雜的ATU重新歸類為兩套系統：恩

慈計畫（Accès compassionnel aux médicaments, CAP）以及早期近用授權計畫（Accès 

précoce aux médicaments, EAP）[67]。病人透過全民健康保險補助EAP用藥，涵蓋上

市前、上市後及收載給付前三個階段的費用[65]。改制後的CAP，廠商需要遵循

完善的臨床方案，並在HAS要求的期限內蒐集臨床數據。舊版ATU係向法國國家

藥品安全管理局（Agence nationale de sécurité du médicament et des produits de santé, 
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ANSM）提出申請，新版EAP改為向HAS申請，ANSM則提供資料及意見；此外亦

需蒐集臨床數據，這些數據有助於透明委員會（TC）對HTA的審議及加快給付決

策[67]；EAP期限通常為一年，但可以提出延長申請[65]。此外在EAP下，廠商可

以自由定價，但最終若與CEPS協議的給付價格低於EAP期間的價格，則廠商需依

實際申報量還款差額[65, 67]，且若最終TC不建議收載，則病人在停止治療前的

藥費需由廠商承擔[65]。EAP的數據蒐集計劃包含病人特徵、使用條件、安全性、

有效性、臨床及病人在不良事件與生活品質等，可以透過治療利用協議系統蒐集

（Protocole d´Utilisation Thérapeutique et de recueil de données, PUT-RD）[65]。 

【義大利】

義大利透過兩項法規管理EAP，第648／96號法律收載以世代為基礎的早期近

用（cohort-based early access）及適應症外使用（off-label use）的項目，包含沒有有

效替代治療或較現有治療便宜的藥物，並由國民健康服務（National Health Service）

補助費用[65]；第326/2003法律允許義大利藥品管理局（Agenzia Italiana del Farmaco, 

AIFA）設立國家基金（National Fund）， 資金來源是向製藥業廠商徵收營業稅額

（commercial expenses）的5％支應，用於補助開發中尚未取得藥證的藥物，這些藥

物擬用於治療罕病病人或有治療希望的特殊及嚴重疾病病人[65, 66]。

【英國】

為解決病人得以近用可負擔得起藥物及縮小臨床不確定性問題，英國在2014

年4月推出「新藥早期近用方案」（early access to medicines scheme, EAMS），透過英
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國的藥物查驗登記單位「藥物及保健產品管理局（Medicines and Healthcare Products 

Regulatory Agency, MHRA）」、醫藥科技評估審議單位「NICE」和健康保險單位

「NHS」攜手合作，讓進入查驗登記程序後期階段，且取得MHRA潛力創新藥品認

定的藥物，有機會在該藥物正式取得上市許可前的12至18個月左右，就讓罹患具

威脅生命或具嚴重衰弱疾病的病人得以接受到這些創新藥物的治療[68]。

EAMS的申請，需先取得具潛力創新藥品（PIM）認定及益險平衡（benefit-risk 

balance）之正面科學意見（scientific opinion, SO）。雖然EAMS方案是針對尚未取得

上市許可的藥物，但也不能就此取代臨床應有的研發與許可證申請的程序，若是

可能，仍應以具備良好設計且執行完整臨床研究的藥物為病人治療的首選。其他

適用性標準包括：威脅生命或嚴重衰弱的狀況，且現階段沒有適當的治療選擇，

即具高度未滿足需求，這可能包括用於治療、預防、或診斷疾病的藥物；相較於

英國現有方法，該藥物可能具有重大優勢，亦即可能會提供超越現有治療選擇的

益處或是顯著優勢；該藥物的潛在不良事件推測可能會被其治療益處抵銷，合理

預期會有正面的益險平衡[68-70]。若新藥最終未取得英國上市許可，亦或NICE科

技評價最終不建議在NHS使用，則EAMS計畫必須終止。EAMS運作期間，廠商需

免費提供新藥給NHS內符合資格，且願意參加EAMS治療計畫的病人使用，而接受

免費新藥治療的病人可以持續獲得治療，直至該新藥獲得經費補助，例如NICE科

技評價建議於NHS使用，或有其他英國國家補助計畫、地方經費補助等[71]。
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二、先進治療醫藥產品給付策略

先進治療醫藥產品（advanced therapy medicinal product, ATMP）泛指突破性的創

新醫療科技，在歐盟區分為四大類：基因治療、體細胞治療、組織工程療法、複

合型先進療法；在美國區分為基因治療與細胞治療[64]。近期mRNA治療方法逐漸

發展，有數個疾病（如丙酸血症、甲基丙二酸血症等）發展中，使得罕病創新治

療更多元發展。雖然看重這些療法的長期價值，然而這些產品取得上市許可的證

據大多是基於相對短期、非比較性、開放標籤、小規模樣本數的臨床數據[72]，在

治療當下可能無法觀察到價值，需要隨時間的推移才能評估到治療價值，包括生

產力、生活品質等[73]。再者，藥證法規單位面對可能挽救生命的治療，愈來愈見

加速審查的趨勢，然而縮短開發研究時間，將導致缺乏穩健的證據來支持較長期

療效和反應持續性；因此，藥證單位經常以有條件性（conditional）或在特殊情況

下（under exceptional circumstances）的方式核准[73]，以致在這種狀況下，臨床有

效性和經濟影響評估可能會發生變化，傳統的成本效益分析方法便可能不適用，

例如以QALY為基礎的成本效用評估[73]。這類治療的價值評估，可能無法以傳統

「這幾年在健保的各個會議中深感健保的預算要給付的對象實在是太多了。

若能以創新藥品基金為參考，或許是一個很好的思考起步，當另列專款做為一個

基金，它是有機會可以滾動的，否則，在現有的法規框架下，預算的編列是基於

目前對所有新藥新醫療科技的規劃。」

∼國立臺灣大學臨床藥學研究所　蕭斐元所長
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思維含括，舉例而言，部分疾病累積傳統治療一生的費用也可能十分高昂，然其

中一些治療相對於基因治療能提供的益處也有限。如果現在有一種新治療只要一

劑，就可以實現五至十年花費千萬元的治療效果，減緩疾病常年對身心發展的影

響，則此新治療將提供相對較強的價值[72]。

這些先進治療的特徵對健康照護保險者／付費者、醫療科技評估機構及藥

物製造商造成前所未有的挑戰，包括健康照護保險者／付費者對價值及價格的評

估、負擔能力及財務、因應此類新興療法所需基礎設施及後勤支持之投資及成本

[72]。Sabatini等人提出幾項建議來因應這些挑戰：提升專家對法律及藥證法規環境

的了解；建立治療可衡量、紀錄且具明確定義的結果指標；提升健康照護保險者／

付費者、醫療提供者、HTA機構及廠商間的信任，改善健康照護保險者／付費者

與廠商之間可能的資訊不對等，以便促進及時達成雙方都可接受的談判結果[72]。 

此外，再生醫學聯盟（Alliance for Regenerative Medicine, ARM）建議要提供更多早期

對話的機會，以便各方可以就先進醫療的特殊性及適用病人上，可能面對之不確

定性及減少不確定性的方法，能有較早溝通的機會，進一步提升訂價及給付程序

之效率[74]。為了確保及時和持續地讓病人可以獲得突破創新療法，同時維持健康

照護系統的可負擔性，Gonçalves建議健康科技政策的制定應該要超越訂價和給付

框架，亦即規畫範疇也要涉及前期或後期活動，例如horizon scanning、真實世界數

據蒐集……等[75]。而且訂價和給付決策應該基於價值，流程需要具有靈活性，所

有利害關係者也應持續合作[75]。面對先進療法的財務議題，需要有創造性思維的

做法，重新調整既有辦法，以更具彈性的策略來因應先進療法的特殊性[75]。近來

國際上已有一些創新給付機制供參考：
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• 價量協議：達到一定售量，則藥物價格依協議降低[73, 74]。

• 分期付款／年金：當治療對病人的價值需要較長的時間才能呈現時，將治療成

本分攤到數個財政週期，例如三至五年[72-74]。

• 論成效計酬（pay for performance）：將治療的費用，連結到真實世界治療狀況

下的治療及經濟利益。與廠商分攤治療失敗的風險，確保健康照護保險者／付

費者在未達結果的情況下不會全額支付[72, 74, 76]。

• 包裹式支付（bundle payment ）：針對一個明確的服務範圍，不論治療數量，

每一位納入者採單一全包的方式付款，較易預估預算費用[73, 74]。

• 給付範圍伴隨真實世界證據的產生：在一定時間內提供治療來產生進一步的

證據，並在未來某個時間點根據新證據觸發可能的重新評估。在不確定性仍然

存在的情況下，允許病人早期接受治療，以及在進一步證據生成後，進行更能

規避風險的重新談判[72, 76 ]。此機制類似於近月健保署推動的暫時性健保支付

（conditional listing）。

• 訂閱模式（Netflix模式）：以定期訂閱付款的固定費用合約，換取無限次的基

因治療。將罹病的盛行人口視為整體，並帶有可預測的預算影響[72]。

• 以基金形式付款：為特定條件或疾病創建國家基金[73]，例如英國癌症藥物基

金（Cancer Drugs Fund）[74]及創新藥物基金（IMF）。

• 特定基金：為確保健康照護系統的永續，以獨立的、與現有給付經費路徑分開

的、專門用於先進療法的基金支付[73, 74]。

雖然經常看到價值評估利用真實世界證據（real-world evidence, RWE）進行，

惟現實上通常不是為了評估某藥物價值的關鍵維度而蒐集數據，以致數據的一致
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性和完整性可能出現問題[64]。Gonçalves建議先以客觀的方式定義、協議和測量構

成治癒的臨床結果指標，並定義病人被視為治癒所需的時間長度來改善。在實踐

中，也需要讓病人得到妥善的監測，才能確保確實達到設定的臨床結果[75]。

【第二節 總結與建議】

※建議：多元財源支持罕病創新治療

一、規劃罕病創新治療多元基金

對於創新治療給付之建議是優先匡列於健保罕見疾病用藥專款，以確保病人

持續獲得穩定藥物之協助。然礙於健保總額成長有限，且給付規範經常較許

可適應症過度限縮，因此建議開設「罕病創新治療多元基金」，以因應未來

罕藥發展趨勢。可參考英國創新藥物基金（IMF）以及台灣癌症新藥多元支持

基金之精神，並積極建立新藥之真實世界數據（real-world data, RWD）及證據

（RWE） 之標準及管理辦法，以便生成適當之RWE為評估新藥療效之參考依

據，作為後續是否由健保常規給付之佐證。

二、罕病創新治療基金財源採多元管道

創新罕藥經費可來自罕病法之菸捐挹注或其他公務預算。依《菸害防制法》

第4條、《菸品健康福利捐分配及運作辦法》第4條、第5條及《菸害防制及衛

生保健基金審議作業要點》規定，菸品健康福利捐年度總額中，有2.7％供罕

見疾病等醫療費用之用。參考表九（第75頁）所列近六年菸捐總額及撥付罕

病之醫療費用情況，由罕病法每年撥付菸捐款項至健保罕病用藥專款仍有成
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長空間，故建議明定菸捐挹注罕病用藥專款之制度及公開款項運用細項。此

外，依據罕病法第33條規定「……依全民健康保險法未能給付之罕見疾病診

斷、治療、藥物……。前項補助經費，得由菸品健康福利捐之分配收入支應

或接受機構、團體之捐助。」因此，菸捐運用於罕病之財源可以增加額度作

為：⑴ 健保中之罕藥專款，⑵ 罕病創新治療基金，⑶ 健康署執行罕病法之

用。此外，基金可能之財源途徑建議如下：

(一)公務預算

(二)其他政府部門對生技發展之獎勵費用

(三)製藥業廠商徵收

(四)空氣污染防制費

(五)水污染防治費

(六)公益彩券盈餘

(七)運動彩券盈餘

(八)社會捐款

(九)社福預算，等

(十)其他預算或財源。

此罕病創新治療多元基金可視為創新治療的EAP在療效上有不明確時，暫時

給付1~3年使用，而在多元基金預備中或未完備之前，已具備健保依罕病法第19

條，以罕藥實名制方案，暫付1~3年之法源依據，且在藥物之安全、療效、副作

用等之管理及評估，與健保罕藥專款有一致性，應無濫用之虞。
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罕病法第10條：「中央主管機關應獎勵各級醫療機構、研究機構及罕見

疾病相關團體從事罕見疾病防治工作，補助相關人力培育、研究及設備所需

經費。」因此，除上述兩項建議，亦建議政府應明訂罕見疾病創新治療獎勵機

制，同步鼓勵臺灣藥廠研發新藥及生物相似性藥品。臺灣為醫療及科技之島，

醫療學術研究基礎在國際上常有重要論文發表並影響藥物發展，然技轉到產業

或生技產品的發展仍需政府主動積極投入經費及獎助。為鼓勵早期罕見疾病藥

物之研發，食品藥物管理署參考國際相關管理規定，於2018年公布「研發中

罕見疾病藥物認可申請要點」，受理研發中罕見疾病藥物認可之申請，使研發

業者可及早釐清所研發藥品之定位，以利規劃日後產品研發方向。雖有法源鼓

勵，但並未提供實質獎勵經費，亦未有效輔導研發業者取得藥物許可證，建議

未來參考歐美制度，於罕藥認定後經審核提供研發經費。另同步關注及提升臺

灣本土生物相似性藥品之研發能量，以利帶動原廠藥降價機制。此外，在原廠

專利藥到期後，產業界需實踐社會企業責任配合降價，以促進新藥納入健保收

載之機會。

項目／年 2017年 2018年 2019年 2020年 2021年 2022年 總計
菸品健康福利捐

年度總額 323 281 278 295 301 297 1,775

罕見疾病2.7％
分配比率之撥付

金額
8.7 7.6 7.5 8.0 8.1 8.0 47.9

單位：億元表九、近六年菸捐總額及撥付罕見疾病等之醫療費用額度

資料來源：國民健康署官網。
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柒、綜合建議

※建議一：落實健保社會保險精神，增加罕藥的可及性

一、保障罕病醫療權益，照顧罕病是國家展現對弱勢族群、健康平權的重視。

二、確保健保總額編列不排擠罕病病人需求，充分維護罕藥專款獨立性。�

三、全面檢視罕藥給付流程中各項障礙或未符合倫理之現行法規或作業辦法。

※建議二： 響應聯合國宣言及各國措施，積極捍衛罕病人權

一、響應聯合國宣言，讓罕病人權與國際接軌。�

(一)�2019年10月10日第74屆聯合國大會通過全民健康覆蓋政治宣言，承諾

要各國加大力度將罕見疾病納為全民健康覆蓋的範疇。

(二)�2021年12月16日第76屆聯合國大會通過「因應罕見疾病患者及其家屬

的挑戰」的決議文，重申每個人都有權利享有最高可達的身心健康標

準，並特別關注因各種不同障礙而無法接觸醫療服務和藥物的人們。

二、�2022年《經濟學人》歐亞七國罕病調查已明確指出：「A key issue is ACCESS，

關鍵是藥品的可取得性。」亦建議推動如下四大領域的改革，可讓罕病病人獲

得更好的照護，並降低其高昂的醫療成本[2]。

(一)�提升罕病意識並將罕病照護納入主流醫療體系

(二)�改善HTA流程以應對罕病治療價值的評估挑戰

(三)�優化病人登記資料和醫療體系，以收集真實世界的證據
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(四)�給予病人更多發聲的機會

※建議三：實踐健保罕藥專款精神，合理成長並確實執行

一、�健保罕藥專款應合理增加。建議分三部分編列：(一)已給付罕藥之自然成

長；(二)預估罕病新藥的需求；(三)創新治療的發展。

二、�提升罕藥專款執行效率。

(一)�加速新藥審核與給付。

(二)�滾動式檢視給付準則，建立退場機制。

三、�罕藥專款財源應採多元來源。

四、�在不影響年度預算合理成長前提下，專款餘款允許留用。

※建議四：加速罕藥給付，優化醫療科技評估流程

一、建立「罕病次委員會」取代原共同擬訂會議前之專家諮詢會。

二、成立「罕病價值面向工作小組」決定價值項目。

三、�罕藥之醫療科技評估應有不同於一般藥物的評估指標，包含心理、家庭及

社會影響、遺傳防治配套考量等。

四、�若健保意欲以ICER作為議價之依據，建議前提是需先建立一般藥物之

ICER閾值。

五、�政府當責並監督各方角色及權責，包含罕病次委員會、共同擬訂會、健保

署、健康署等。
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六、�基於政府當責及公開透明，罕病新藥自申請到給付生效應公布各階段之明

確時程。

七、�建立罕病用藥之真實世界數據蒐集及證據生成之標準、管理、經費及責任

歸屬。

※建議五：擴大病人實質參與，明確運用於醫療科技評估

一、藥物納入健保之評估及審議流程，應有適當的病團或病人參與機會。

二、建立具明確面向及內容之病人意見蒐集指引。

三、病人證據應納入罕病次委員會價值討論依據之一。

四、�藥物給付任何審議會議（如再次建議案或給付範圍修訂案），考量罕病之

獨特性，未有團體之病類應可由個人表達意見。

※建議六：多元財源支持罕病創新治療

一、規劃罕病創新治療多元基金。

二、罕病創新治療基金財源採多元管道。

(一)公務預算

(二)其他政府部門對生技發展之獎勵費用

(三)製藥業廠商徵收

(四)空氣污染防制費

(五)水污染防治費
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(六)公益彩券盈餘

(七)運動彩券盈餘

(八)社會捐款

(九)社福預算，等

(十)其他預算或財源。
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附錄一：縮寫對照表
縮寫 外文 中文
A4R accountability for reasonableness 理性課責

AADC aromatic L-amino acid decarboxylas 芳香族L-胺基酸類脫羧基酶缺乏症
ACE Agency for Care Effectiveness 新加坡國家醫療科技評估中心
AIFA Agenzia Italiana del Farmaco Italian Medicines Agency 義大利藥品管理局

ANSM
Agence nationale de sécurité du médicament et des 

produits de santé
National Agency for Medicines and Health Products Safety

法國國家藥品安全管理局

ARM Alliance for Regenerative Medicine 再生醫學聯盟

ASMR amélioration du service médical rendu
improvement in actual benefit 臨床效益改善程度

ATMP advanced therapy medicinal product 先進治療醫藥產品

ATU Autorisation Temporaire d'utilisation
Temporary Authorization for Use 臨時使用授權

C2H
保健医療経済評価研究センター

Center for Outcomes Research and Economic Evaluation 
for Health

健康結果研究及經濟評估中心

CADTH Canada Agency for Drugs and Technologies in Health 加拿大藥品及醫療科技評估機構

CAP Accès compassionnel aux medicaments
compassionate access programme 恩慈計畫

CDEC Canadian Drug Expert Committee 藥物專家委員會
CDR Common Drug Review 共同藥物審查
CEE Consumer Engagement and Education 新加坡消費者參與及教育

CEESP Commission évaluation économique et de santé publique
Economic and Public Health Committee 經濟及公共衛生委員會

CEPS Comité Economique des Produits de Santé
Economic Committee for Health Products 法國健康產品經濟委員會

Chuikyo 中央社会保険医療協議会総会
Central Social Insurance Medical Council 中央社會保險醫療協議會；中醫協

CMO Commonwealth Chief Medical Officer 澳洲聯邦政府首席衛生官員
DAC Drug Advisory Committee 新加坡藥物諮詢委員會

DREC Drug Reimbursement Evaluation Committee 韓國藥品支付評估委員會
DUSC Drug Utilization Sub-Committee 藥品利用評估次委員會
EAMS early access to medicines scheme 新藥早期近用方案
EAP early access program 早期近用計畫
EMA European Medicines Agency 歐洲藥品局
ESC Economics Sub-Committee 經濟評估次委員會

FDHAC Department of Health and Aged Care 澳洲衛生暨高齡照護部
G-BA Gemeinsame Bundesausschuss Federal Joint Committee 德國聯邦聯合委員會

GKV Gesetzliche Krankenversicherung Statutory Health 
Insurance 法定健康保險

GKV-SV
GKV-Spitzenverband

German National Association of Statutory Health Insurance 
Funds

德國法定健康保險基金協會
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縮寫 外文 中文
GSAV Gesetz für mehr Sicherheit in der Arzneimittelversorgung

German Drug Supply Safety Act 德國提升藥物供應安全性法案

HAS Haute Autorité de Santé National Authority for Health 法國國家衛生局

HIRA 건강보험심사평가원
Health Insurance Review & Assessment Service 韓國健康保險審查評價院

HSDP Highly Specialised Drugs Program 高度專業化藥品計畫
HST highly specialised technology 高度專業科技
HTA health technology assessment 醫療科技評估

HTA-CCC Health Technology Assessment Consumer Consultative 
Committee 澳洲醫療科技評估消費者諮詢委員會

IFR Individual Funding Request 英國個別經費申請
IMF Innovative Medicines Fund 創新藥物基金

INESSS
Institut national d'excellence en santé et en services 

sociaux
National Institute of Excellence in Health and Social 

Services

加拿大國家健康和社會服務卓越研
究所

IQWiG
Institut für Qualität und Wirtschaftlichkeit im 

Gesundheitswesen
Institute for Quality and Efficiency in Health Care

德國醫療照護品質與效率機構

LCA Leber's congenital amaurosis 萊伯氏先天性黑曚症

LFSS Article 78- La Loi de financement de la sécurité sociale
French Social Security Financing Act 法國社會安全法

LSDP Life Saving Drug Program 救命藥品計畫
MAF Medication Assistance Fund 新加坡藥物援助基金

MCDA multiple criteria decision analysis 多準則決策分析

MHLW 厚生労働省
Ministry of Health, Labour and Welfare 日本厚生勞動省

MHRA Medicines and Healthcare Products Regulatory Agency 藥物及保健產品管理局
MOH Ministry of Health 衛生部

MOHW 보건복지부
Ministry of Health and Welfare 韓國保健福祉部

NHIS 국민건강보험공단 
National Health Insurance Service 韓國全民健康保險局

NHS National Health Service 國民健康服務
NICE National Institute for Health and Care Excellence 英國國家健康暨照護卓越研究院
OECD Organization for Economic Co-operation and Development 經濟合作暨發展組織
PBAC Pharmaceutical Benefits Advisory Committee 藥品給付諮詢委員會
PBS Pharmaceutical Benefits Scheme 澳洲藥品補助系統

pCODR pan-Canadian Oncology Drug Review 加拿大腫瘤藥物共同審查
pCPA pan-Canadian Pharmaceutical Alliance 泛加拿大製藥聯盟

PE pharmacoeconomics evaluation 藥物經濟評估
PEDU Pharmacoeconomics and Drug Utilization Unit 新加坡藥物經濟與藥物耗用單位
pERC pCODR Expert Review Committee pCODR專家審查委員會

PMDA 独立行政法人医薬品医療機器総合機構
Pharmaceuticals and Medical Device Agency 日本醫藥品醫療機器綜合機構

PUT-RD protocole d’utilisation thérapeutique et de recueil de données
protocol for therapeutic use and patient monitoring 治療利用協議系統
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縮寫 外文 中文
QALY quality adjusted life year 生活品質調整後人年
RDEG Rare Disease Expert Group 新加坡罕見疾病專家小組
RDF Rare Disease Fund 新加坡罕見疾病基金
RIT resource impact team 資源影響評估團隊
RSA risk-sharing agreement 風險分攤協議
RWD real-world data 真實世界數據
RWE real-world evidence 真實世界證據
SDL Standard Drug List 新加坡標準藥物清單
SMA spinal muscular atrophy 脊髓性肌肉萎縮症
SMR service médical rendu actual benefit 臨床效益
SO scientific opinion 科學意見
TA technology appraisal 科技評價
TC Transparency Committee 法國透明委員會

UNCAM Union Nationale des Caisses d'Assurance Maladie
National Union of Health Insurance Funds 法國國民健康保險基金聯盟

WAP weighted average price 加權平均價
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附錄二：臺灣罕見疾病的定義

罕見疾病指的就是盛行率低、少見的疾病；較為人熟知的罕見疾病包括：苯

酮尿症、重型海洋性貧血、成骨不全症（玻璃娃娃）、黏多醣症（黏寶寶）、脊

髓性小腦萎縮症（企鵝家族）等，這些疾病在國內已知的病人人數從數百人到千

餘人不等，更有一些罕見疾病，在全世界僅有數個病例。

目前衛生福利部訂有「罕見疾病審議認定原則」，提供「罕見疾病及藥物審

議會」審議認定時之參考，原則有七大項：

一、罕見性：以疾病之盛行率萬分之一以下。

二、�疾病嚴重度：罹病時間長且嚴重威脅病人生命，倘未獲妥善治療及照顧，最

嚴重將造成病人失能或致死。

三、診斷、治療之困難性。

四、遺傳因素與疾病之關聯性。

五、遺傳諮詢有利於疾病防治。

六、有下列情形之一者，得不予認定為罕見疾病：

(一)�人為外在因素所造成之疾病或傷害，如重大交通事故、公害及食品中毒事件等。

(二)  後天因素所引起之疾病或傷害，如傳染性疾病、後天免疫性疾病及其所引起

之相關疾病等。

(三)�癌症及其所引起之相關疾病等。

七、其他特殊情形。
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附錄三： 健保醫療給付費用總額與罕藥相關專款
之大事紀

年度 西醫基層醫療給付 醫院醫療給付費用 全民健康保險其他預算

2005 無
其他醫療服務利用及密集度
的改變項下之罕見疾病、血
友病及愛滋病藥費

其他因應政策改變、重大緊急
事故及支應罕病、血友病、愛
滋病藥費專款不足之預算

2006 無 罕見疾病、血友病藥費 支應罕病及血友病藥費專款不
足之預算

2007 無 罕見疾病、血友病藥費 支應罕病及血友病藥費專款不
足之經費

2008 無 罕見疾病、血友病藥費
支應罕病及血友病藥費、慢性
B型及C型肝炎治療試辦計畫、
器官移植專款不足之預算

2009 無 罕見疾病、血友病藥費
支應罕病及血友病藥費、慢性
B型及C型肝炎治療計畫、器官
移植專款不足之預算

2010 無 罕見疾病、血友病藥費 支應罕病及血友病藥費、器官
移植專款不足之經費

2011 無 罕見疾病、血友病藥費 支應罕病及血友病藥費、器官
移植專款不足之經費

2012 無 罕見疾病、血友病藥費
支應罕病及血友病藥費、器官
移植、慢性B型及C型肝炎治療
計畫專款不足之經費

2013 無 罕見疾病、血友病藥費

支應罕病及血友病藥費、器官
移植、西醫基層總額慢性B型
及C型肝炎治療計畫專款不足
之經費

2014 無 罕見疾病、血友病藥費

支應罕病及血友病藥費、器官
移植、西醫基層總額慢性B型
及C型肝炎治療計畫專款不足
之經費，及狂犬病治療藥費
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年度 西醫基層醫療給付 醫院醫療給付費用 全民健康保險其他預算

2015 無 罕見疾病、血友病藥費及新
增罕見疾病特材

支應醫院總額罕見疾病與血友
病藥費及器官移植、西醫基層
總額慢性B型及C型肝炎治療計
畫專款不足之經費，及狂犬病
治療藥費

2016 無 罕見疾病、血友病藥費及新
增罕見疾病特材

支應醫院總額罕見疾病與血友
病藥費及器官移植、西醫基層
總額慢性B型及C型肝炎治療計
畫專款不足之經費，及狂犬病
治療藥費

2017 無

罕見疾病、血友病及後天免
疫缺乏病毒治療藥費及罕見
疾病特材（罕見疾病藥費及
罕見疾病特材經費不得與其
他項目留用）

支應醫院總額罕見疾病與血友
病 、 罕 見 疾 病 特 材 及 器 官 移
植、西醫基層總額原慢性B型
及C型肝炎治療計畫專款不足
之經費，及狂犬病治療藥費

2018 無
罕見疾病、血友病及後天免
疫缺乏病毒治療藥費及罕見
疾病特材

支應醫院總額罕見疾病、血友
病、後天免疫缺乏病毒治療藥
費、罕見疾病特材、器官移植
專款不足之經費，及C型肝炎
藥費專款不足之經費與狂犬病
治療藥費

2019

罕見疾病、血友病及後天免
疫缺乏病毒治療藥費及罕見
疾病特材（得與醫院總額同
項專款相互流用）

罕見疾病、血友病及後天免
疫缺乏病毒治療藥費及罕見
疾病特材（得與西醫基層總
額同項專款相互流用）

支 應 醫 院 及 西 醫 基 層 總 額 罕
見 疾 病 、 血 友 病 、 後 天 免 疫
缺乏病毒治療藥費、罕見疾病
特材、器官移植專款不足之經
費，及狂犬病治療藥費

2020

罕見疾病、血友病及後天免
疫缺乏病毒治療藥費及罕見
疾病特材（得與醫院總額同
項專款相互流用）

罕見疾病、血友病及後天免
疫缺乏病毒治療藥費及罕見
疾病特材（得與西醫基層總
額同項專款相互流用）

支 應 醫 院 及 西 醫 基 層 總 額 罕
見 疾 病 、 血 友 病 、 後 天 免 疫
缺乏病毒治療藥費、罕見疾病
特材、器官移植專款不足之經
費，及狂犬病治療藥費

2021
罕見疾病、血友病藥費及罕
見疾病特材（得與醫院總額
同項專款相互流用）

罕見疾病、血友病藥費及罕
見疾病特材（得與西醫基層
總額同項專款相互流用）

支應醫院及西醫基層總額罕見
疾病、血友病、後天免疫缺乏
病 毒 治 療 藥 費 、 罕 見 疾 病 特
材、器官移植專款項目不足之
經費，及狂犬病治療藥費
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參考來源：

• 95~102年度全民健保總額協定及分配  

https://www.mohw.gov.tw/dl-3414-5623d28c-8149-4c43-8a3f-163613fbb33a.html

• 公告99年度全民健康保險醫療給付費用總額及其分配 

https://dep.mohw.gov.tw/NHIC/fp-1695-2722-116.html

• 公告全民健康保險醫療給付費用總額及其分配  

https://dep.mohw.gov.tw/NHIC/lp-1695-116.html

• 醫療給付費用總額及其分配(法源依據：全民健康保險法第61條) 

https://dep.mohw.gov.tw/NHIC/lp-1661-116.html

年度 西醫基層醫療給付 醫院醫療給付費用 全民健康保險其他預算

2022
罕見疾病、血友病藥費及罕
見疾病特材（得與醫院總額
同項專款相互流用）

罕見疾病、血友病藥費及罕
見疾病特材（得與西醫基層
總額同項專款相互流用）

支應醫院及西醫基層總額罕見
疾病、血友病、後天免疫缺乏
病 毒 治 療 藥 費 、 罕 見 疾 病 特
材、器官移植、精神科長效針
劑藥費專款項目不足之經費，
及狂犬病治療藥費

2023
罕見疾病、血友病藥費及罕
見疾病特材（得與醫院總額
同項專款相互流用）

罕見疾病、血友病藥費及罕
見疾病特材（得與西醫基層
總額同項專款相互流用）

支應醫院及西醫基層總額罕見
疾病、血友病、後天免疫缺乏
病 毒 治 療 藥 費 、 罕 見 疾 病 特
材、器官移植、精神科長效針
劑藥費專款項目不足之經費，
及狂犬病治療藥費
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附錄四：各國罕藥給付流程簡介

我國健保藥物給付流程經常參考英國、澳洲及加拿大之經驗及給付建議，

此外，公共衛生與醫療領域亦經常參考德國、法國、日本、韓國及新加坡的政

策，故以下簡扼說明此八國與罕藥給付相關的現況。

【德國】

醫療保健服務採社會保險制，就罕藥來說，只要是經歐洲藥品局（European 

Medicines Agency, EMA）批准的新藥或孤兒藥認定，即被視為準備在德國上市，

給付及定價在德國為不同的流程[2, 22]。上市一年內依廠商自主定價給付[2, 29]，

只要12個月內該藥品於法定健康保險（Gesetzliche Krankenversicherung, GKV）體系

的治療總成本不超過五千萬歐元，則該藥價可以維持[2]。一般新藥評估是由醫療

照護品質與效率機構（IQWiG）來進行，孤兒藥則由聯邦聯合委員會（G-BA）進

行效益評估，並允許較為寬鬆的要求，例如簡化申請書模板的項目要求，不用與

建議的適當參考品比較，對非隨機對照臨床試驗或非比較性研究的結果接受程度

高，接受上市許可審查之樞紐試驗結果或是提交之數據[2, 22]。

在評議（appraisal）方面是由G-BA執行，因為已取得上市許可，相較於一般

藥物，G-BA會自動假設孤兒藥已具有額外的效益，故而G-BA對額外臨床效益的

類別，僅有具些微額外效益（minor added benefit）、具重要額外效益（considerable 

added benefit）、具重大額外效益（major added benefit），其中就科學證據尚無法分
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類者，則視為無法量化額外效益（unquantifiable added benefit）[22, 27-29]。當額外

效益類別決定後，將由德國法定健康保險基金協會（GKV-SV）與廠商議價[2, 22]

。德國在2019年8月生效《提升藥物供應安全性法案》（Gesetz für mehr Sicherheit 

in der Arzneimittelversorgung, GSAV），對於廠商年收入超過五千萬的藥品，廠商需

要在三個月內與適當的參考品進行比較分析。G-BA可以要求廠商按G-BA規則建

立如病人登記（patient registry）等數據蒐集計畫（data collection program），並要

求醫師及醫院登錄相關數據。這些觀察性數據的蒐集成本則由廠商負擔[29]。在

GSAV法案下，G-BA被授權可以使用真實世界數據（RWD）定期重新評估藥物的

效益[29]，並於必要時做為確認價格或是重新議價協商之依據[2, 29]。

【法國】

醫療保健服務採社會保險制的全民健康保險制度（L´Assurance Maladie）。

廠商在提交藥物給付申請後，由法國國家衛生局（HAS）進行臨床效益（SMR）

及臨床效益改善程度（ASMR）評估[30]，及由HAS的經濟及公共衛生委員會

（Commission évaluation économique et de santé publique, CEESP）執行相較於現有照

護之成本效益分析評估[2, 29, 77]。

SMR及ASMR的等級是HAS在考量藥物的臨床效果、替代治療的安全性、整

體治療策略的臨床相關性及地位、疾病嚴重程度、族群大小、為慢性或可預防性

疾病適應症等面向後之決定[29, 31]，罕見疾病的未滿足醫療需求（unmet medical 

need)可能會影響ASMR等級，但並不是衡量ASMR的唯一標準[32]。孤兒藥沒有特
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定的給付標準[29]，也不需成本效益評估，更無遞增成本效果比值（ICER）閾值

標準[29, 33]。HAS理解孤兒藥研究在高品質證據上的限制，當作為黃金標準的隨

機、雙盲臨床試驗結果不可得，或是與活性參考品、安慰劑或最佳治療的比較不

可得時，委員會會調整其評估依據[2,32]，選擇單組、非隨機試驗需有充分理由，

此外HAS也可能在後續要求額外提供疾病登記數據[32]。

HAS完成評估後，交由透明委員會（TC）進行收載審議，TC的意見將進一

步提交至國民健康保險基金聯盟（Union Nationale des Caisses d'Assurance Maladie, 

UNCAM）及衛生部所屬之健康產品經濟委員會（Comité Economique des Produits 

de Santé, CEPS）[31]。UNCAM依SMR等級，決定給付比率，CEPS則依ASMR等級

與廠商議定價格及擬訂價量協議[30]。在效益評估及價格協商前，廠商可以自由

設定價格，惟若此價格超過CEPS依效益等級協議的價格時，廠商需退回差額[78]

。若該藥物的年度總成本低於3000萬歐元，則接受廠商的建議價格，若超過則由

CEPS進行廠商議價[2]。

【英國】

醫療保健服務為國民健康服務（NHS），是一種公營醫療服務制度。國家健

康暨照護卓越研究院（NICE）為非政府部門公共機構，除建立各類健康照護指

南，亦為提供以實證為基礎的高度制度化且專業化醫療科技評估（HTA）之獨立

機構，為準備進入NHS的所有藥物進行成本效益分析[2]。

NICE的標準科技評價（TA）方法和流程設計靈活且適用於所有科技和疾病
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條件，也適用於大多數治療罕見疾病和小群體的醫療科技[15]。然而對於病人人

數少、治療選擇有限或缺乏、因疾病特殊性而困難執行研究或蒐集證據的特殊狀

況，NICE也提供高度專業科技（HST）評估途徑，以確保罹患極罕見疾病的極小

眾人口能夠更公平地獲得治療[15]。在HST評估途徑下，NICE願意考慮更廣泛的

證據來源，如觀察性研究[2]、替代性結果指標、專家意見等[34]。2022年1月更新

的科技評估操作指引為了讓獨立委員會面對困難生成足夠證據的評議時，能有更

彈性的考量空間，放寬了證據採用的來源，包括真實世界和病人體驗數據[35, 36]

，尤其執行兒童疾病、罕見疾病、具創新性或複雜性新療法之研究是有困難度的

時候，NICE希望指引的更新讓委員會能適當地兼顧不確定考量和病人及NHS的風

險管理，且不致成為具價值創新治療的不當障礙[35]。此外，相較於一般藥物科

技評價願意給付的遞增成本效果比值（ICER）經常落於2-3萬英鎊，HST評估非常

罕見疾病用藥的ICER閾值則在10萬英鎊，如果有令人信服的證據表明終身的生活

品質調整後人年（QALY）可達30以上，則閾值可以提高至30萬英鎊[2, 29, 37-39]

。自2017年4月1日起，NICE導入預算影響測試（budget impact test）方法學，資源

影響評估團隊（resource impact team, RIT）會估計執行一般科技評價和HST評估指

南所涉及的成本和節省情況，雖然以財務為主，但也評估勞動力、容量與需求、

基礎建設、訓練與教育、責任承擔者、成本及節省的費用歸屬等面向。RIT針對擬

進入NHS使用的藥物進行前三個財政年度的財務影響評估，如果在三年中任一年

的預算影響超過二千萬英鎊，NHS有可能邀請廠商做進一步的商業性討論[29, 34, 

79, 80]，以減緩屆時NHS使用該藥物的預算影響，萬一雙方討論結果無法形成商

業性協議，則NHS也有機會提出更改法定資金的需求[79, 80]。
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對於個別病人而言，某些情況下，臨床醫師認為病人的臨床情況特殊，有機

會從NHS不常規給付的治療中獲益，則主治醫師可以準備證據來為病人向NHS提

出個別經費申請（IFR）[29, 56]，後續會由獨立性討論會議（IFR Panel）評估治療

適合性及是否補助費用[56]。鑒於NICE通常自新藥預期在24個月內於英國取得上

市許可，即提早展開評價程序[15]，且當NICE指南建議於NHS內使用後的3個月內

[16]，故病人能在藥物上市後短期內即能獲得治療。此外，對於有潛力的創新藥

品透過HST機制，也有機會經NICE建議透過創新藥物基金（IMF）暫時給付，同

時蒐集在NHS使用的真實世界數據和病人用藥經驗，以作為日後再評價是否列入

NHS永久給付之證據[2, 23]。

【加拿大】

加拿大政府為聯邦體制，加拿大衛生部（Health Canada）主導衛生政策的原則

和大方向，各省／特區政府則為健康照護服務的實際管理者，並依照各地不同需求

各自訂定醫療照護策略及公營保險給付範圍。醫療服務提供採社會保險制，提供

各省為單位的公營醫療保險計畫（Medicare），費用由稅收支應。藥物經加拿大衛

生部核可上市後，廠商可再申請公立藥物計畫（public drug program）的收載給付。

國家健康和社會服務卓越研究所（Institut national d'excellence en santé et en services 

sociaux, INESSS）及藥品及醫療科技評估機構（CADTH）是加拿大負責新藥評估及

收載事宜的機構，前者僅服務魁北克省，其餘各省由CADTH負責[57, 58]。

新藥在CADTH區分為癌症用藥及非癌症用藥，癌症用藥走加拿大腫瘤藥物
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共同審查（pan-Canadian Oncology Drug Review, pCODR）流程，由pCODR專家審

查委員會（pCODR Expert Review Committee, pERC）就新藥相較於現有療法於臨

床、藥物經濟學和病人證據的價值進行整體評估及審議，然後提出公立藥物計畫

是否應給付的建議；非癌症用藥則走共同藥物審查（CDR）流程，由藥物專家委

員會（CDEC）經整體評估及審議後，提出是否應給付的建議[40]。一旦CADTH或

INESS發布最終決議，若為正面建議（positive recommendation），泛加拿大製藥聯

盟（pCPA）將進一步決定是否進行聯合議價談判，協助訂定公共藥品計畫給付的

價格。雖然CADTH及pCPA以聯邦高度為各省／特區進行醫療科技評估或議價，

但各省／特區仍可考量自身的負擔能力決定是否給付該藥物項目[57, 58]。

加拿大對待罕見疾病用藥並未不同於一般藥物，亦無專門的價值評估標準，

但各省可以自行決定是否設立專門的預算資金[57]。CADTH在2012年正式獲得聯

邦／省／特區政府授權審查罕見疾病用藥，雖然循一般藥物流程，但CADTH在

2013年10月聽取一場利害關係人諮詢會議的意見後，以改善CDR流程的方式繼續

辦理藥物評估及審議，CDR改善的方向包括：更加重視專家參與（engagement），

決議過程更加考量病人意見（patient input）並改善病人參與流程（patient engagement 

process），在《健康科技經濟評估指南》（Guidelines for the Economic Evaluation of 

Health Technologies）提供包括相對較小族群的充分指導指引，在送件前的6-12月辦

理與廠商溝通對話的會議[41]。雖未針對罕藥另設審查途徑，然對於進行穩健的臨

床試驗及藥物經濟評估有實際困難，且存在重大未滿足的醫療需求（unmet medical 

need）的特殊狀況，CDEC是有可能會做出有條件給付（reimburse with conditions）

的建議。所謂重大未滿足的醫療需求，主要考量三個方向：罕見性（rarity of condition）
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、罹病人口（population）及缺乏替代治療[40]。

▶ 罕見性：獲加拿大衛生部核可用於罕見疾病，藥物適用的適應症有下列特徵：

• 危及生命、嚴重衰弱、或嚴重且慢性；

• 影響相對較小的病人數（發生率低於萬分之五，通常接近萬分之一）；

• 通常是來自遺傳，在出生或幼兒期就發病，且導致壽命縮短；

• 因為病人數少，難以研究。

▶ 罹病人口

• 醫療需求是依總體或亞群來確定，並不是以個人為基礎。

▶ 缺乏替代治療

• 缺乏臨床有效的治療藥物或非藥物的替代療法；

• 儘管有藥物或非藥物療法可用，但仍存在大量的發病率和死亡率。

【澳洲】

雖然澳洲擁有全民醫療保險計畫（Medicare），但仍政府仍鼓勵民眾購買私

人健康保險來增加醫療服務的選擇[81]。在藥品方面，Medicare使用與臺灣健保

藥價基準相近的藥品補助系統（PBS）。新藥在取得澳洲販售或供應資格後，即

可向PBS申請給付。新藥申請資料備齊後，提交具獨立性的藥品給付諮詢委員會

（PBAC）進行評議，分別經經濟評估次委員會（ESC）和藥品利用評估次委員會

（DUSC）評估，評估結果在通知廠商並接受書面回應後，會進一步安排PBAC會
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議，會議必須對申請案件及其評估報告進行討論並做出建議。若PBAC建議PBS收

載該申請新藥（positive recommendation），則由廠商進一步提交與定價要求相關

的文件與衛生暨高齡照護部（DHAC）議價及定價[24]。

對於一般社區藥局管道供應下，無法獲得最佳效益的藥物，則同樣是經

PBAC評議後，決定是否由高度專業化藥品計畫（HSDP）給付[25, 26]。對遭PBAC

拒絕納入PBS之新藥，若符合某些特定條件，如用於治療罹患危及生命和每五萬

人少於一人的超罕見（ultra-rare）疾病，該新藥具臨床效益卻成本效益不足以納入

PBS。經此，廠商可向救命藥品計畫（LSDP）秘書處提出補助申請，經專家小組

（LSDP Expert Panel）就相關事項審查並向聯邦政府首席衛生官員（Commonwealth 

Chief Medical Officer, CMO）提出初步建議和協助。專家小組審議時，也會考量新

藥適用疾病是否能以合理的診斷精確度識別及顯示會縮短壽命、新藥證據顯示

可以延長壽命、沒有其他可替代治療被給付、尚無合適且具成本效益的治療被給

付、新藥費用對病人及照顧人造成不合理的經濟負擔等[2, 59]。期間若廠商提供

額外的臨床證據足以有意義的改變新藥的成本效果，則專家小組會建議廠商重新

向PBAC申請於PBS使用；CMO考量專家小組意見及廠商回應後，向部長報告並由

部長做出最後決議[59]。
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【日本】

醫療健康服務以國家辦理的國民健康保險提供，為社會保險制。新藥取得

厚生勞動省（MHLW）的上市許可證後，藥商可以持藥價基準收載希望書及相關

資料，向MHLW轄下醫政局經濟課提出藥品收載及核價之申請[17]。保險局醫療

課會作出核定藥價的草案，提供藥價算定組織討論及核算，藥價算定組織會就廠

商提交的資料討論，並聽取專家委員會成員意見後討論及核算，如有無類似藥物

或治療存在、加算的必要性、成本分析等，對於藥價算定的結果，經濟課會通知

廠商，廠商若有意見可以提出申復，申復以一次為限。藥價算定組織會至中央社

會保險醫療協議會（慣稱為中醫協）大會上報告，同時藥品開發階段參與臨床試

驗者也可以提供意見給中醫協[18]。中醫協大會審議必須將審議結果通知廠商，

通知的內容包括藥品規格單位、通過的藥價、收載日，部分特定藥品可能有的保

險適用狀況；對於中醫協大會的審議結果，廠商若不服，仍能提出書面意見。藥

價基準收載流程的整體作業時間以60天為原則，最長不超過90天[18, 19]。日本

藥價算定的邏輯是先考量新藥有無類似藥物，若沒有，則採成本分析併加算法，

亦即在核算製造輸入、管理、營業、通路、稅務等成本後算定價格，之後考量

創新性、有用性、市場性、小兒用途、特定用途、取得先驅審查指定（Sakigake 

Designation Scheme）等加算特定比例之價格；有類似藥物，則以類似物同價或最

低價算定價格；兩種定價路徑最後會再參考美國、英國、德國、法國的平均價格

進行調整[20, 82]。

由於醫療支出的快速成長，2012年起是否以成本效益分析作為定價要件不斷
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引發討論，於是中醫協成立成本效益評估特別委員會（Special Committee on Cost-

Effectiveness）專案處理此議題。由於在日本幾乎所有處方藥在取得上市許可後的

60天內（最多不超過90天）即獲得保險給付，可以想見，在取得上市後才進行成

本效益分析，勢必導致給付延遲，這也是歐美國家的困境，日本政府及醫藥品醫

療機器綜合機構（Pharmaceuticals and Medical Device Agency, PMDA）長期以來都

在避免延遲問題，未來若因成本效益分析導致藥物延遲，將無法接受[20]。另一

個問題是如何應用成本效益分析的結果，日本參酌其他國家多是用於新醫療科技

是否應該被給付的決定，但這可能會限制病人近用（access）新醫療科技，為了

避免成效益分析的副作用，中醫協決定僅將成本效益分析用於調整藥物的價格，

而不作為決定給付與否的工具，避免病人失去近用新醫療科技的機會[20,21]，

最終中醫協決定自2016年起選定7項藥品及5項醫材進行試辦[20]。經過3年的試

作，2018年4月由日本國家公共衛生研究院（National Institute of Public Health）成立

健康結果研究及經濟評估中心（Center for Outcomes Research and Economic Evaluation 

for Health, C2H），由C2H負責執行成本效益分析[20]。

日本在2019年4月起正式辦理成本效益評估計畫，以藥物的財務影響程度作

為選案標準，例如預估高峰銷售量在50億日圓以上的產品[21,42]。雖然成本效

益分析在日本僅作調價之用，然外界仍擔心限制病人近用藥物的問題可能持續

存在，因為畢竟存在病人人數少，但高單價的藥物。為避免發生抑制研究的投資

發展，及確保病人獲得治療，成本效益分析計畫選案設定排除條款：罕見疾病用

藥，如難治性疾病（intractable diseases）、血友病、HIV感染者；或僅用於兒童之

藥物。不過，對於部分藥物雖符合排除條件，但仍可能因市場規模較大（超過
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350億美元）或單價特別高，潛在的財務衝擊而被選為執行目標[42]。一個藥物既

可用於治療罕見疾病，又可治療一般疾病者，達到財務影響標準也會需要進行完

整的醫療科技評估過程[2]。成本效益分析在中醫協的評議階段（appraisal），中

醫協考量某些價值項目是無法透過QALYs被充分評估的，例如病人需求、疾病負

擔或嚴重度，所以在審議時需要被特別考量。此外為保公開透明，中醫協也要求

特別被考慮的這些標準，應該具體且明確，以便任何人都可以予以評估；需要被

特別考量的案件如：罕見疾病為適應症的一部分、兒童用藥為適應症的一部分、

癌症治療[42]。日本ICER係作為藥價調整的參考，罕藥相較於一般用藥的閾值標

準為1.5倍[2]。Kogushi等人分析2009年至2018年日本許可上市的罕見疾病用藥，

認為即使高藥價，罕藥也不一定會對預算產生重大影響，因此在要求罕藥執行成

本效益分析時，建議要綜合考量倫理、社會及預算面[21]。

【韓國】

醫療服務提供採全民健康保險制度，為社會保險制，由全民健康保險局

（NHIS）管理被保險人的資格、給付項目、支付標準及藥價談判、保費收繳、與

醫界協商費用合約等事宜；韓國健康保險審查評價院（HIRA）負責健保費用審查

及資料分析、醫療服務及藥物支付標準之訂定及管理、醫療品質監測等業務[43]。 

2007年以前，韓國的藥物收載制度採負面表列（negative listing），造成藥費支出大幅

增長，其後改制為正面表列（positive listing)，只有具經濟及治療價值的藥物才能獲得

給付。新藥取得上市許可後，廠商需向HIRA提交申請資料，HIRA會對臨床療效及

經濟評估進行評估，並交由HIRA的藥品支付評估委員會（DREC）審查並決定是
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否給付[43]，以及依成本效益決定最高價格（maximum price）[44]。HIRA審議新

藥給付的決策過程，首先依據仿單適應症及給付範圍考量新藥是否有同等替代治

療，新藥的臨床效果是根據有效性、安全性及便利性的改善程度，以及從社會觀

點來看，這種改善是有益的。若有替代藥品，且臨床試驗顯示優於替代藥品，則

根據藥物經濟評估（PE）途徑的成本效益分析或成本效用分析決定價格 [44, 45]

；若臨床效果不劣於替代藥品，則簡單比較藥物採購成本並根據申報資料計算替代

藥品的加權平均價（weighted average price, WAP）[44]。當DREC建議給付，將由

NHIS與廠商就給付價格上限（maximum reimbursement price）[44]及預期的申報量

協商[43]；NHIS會參考DREC建議的最高價、替代治療當前價格、含臺灣及新加坡

在內的經濟合作暨發展組織（Organization for Economic Co-operation and Development, 

OECD）國家之價格、財務影響來協商價格[44, 45]。2015年5月以後，若廠商可以

接受替代藥品WAP的折扣，將可以豁免價格談判，其中一般新藥折扣為WAP的10

％，兒科用藥為5％，新機轉、生物製劑或罕見疾病用藥為0％[44, 45]。如果新

藥沒有替代治療，則DREC根據未滿足的需求（unmet needs）考量，有三種可能路

徑：基本藥物（essential drugs）、豁免PE、風險分攤協議（RSA）[44]。

▶  基本藥物：需滿足以下所有條件：沒有其他替代治療；用於治療危及生命的

疾病；病人數很小；已證明具臨床意義的改善（例如存活期顯著延長）。給付

價格建議採七個參考國家（A7）的平均價格，七個國家包括美國、日本、德

國、法國、瑞士、英國、及義大利[2, 44, 83]。

▶  風險分攤協議：2014年1月導入RSA路徑，政府和廠商分攤新藥臨床結果的不
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確定性及對預算的影響，以改善病人取得罕見疾病及腫瘤治療的機會，促進醫

藥產業的發展[44, 45, 83]。符合RSA路徑的條件：藥物是抗癌用藥或用於治療

嚴重、威脅生命的疾病，且缺乏替代治療或缺乏臨床等效藥物或治療；DREC

考量疾病嚴重性、社會影響性及其他對公共衛生的影響後，認為有必要附加條

件以達成協議。RSA路徑仍需按照其他藥物相同的程序評估，需要提供成本效

益資料[44, 45, 83]。操作類別有還款、持續有條件治療（病人有治療效果持續

給付，病人無治療效果則廠商還款）、支出上限、每位病人的使用上限或固定

成本[44, 83]、按證據發展給付（若臨床效果不確定，廠商應在收載後執行效

果研究，NHIS應再評估藥物）[43]。

▶  豁免PE：2015年5月開始推行，僅限於在做給付決策時仍缺乏臨床證據的藥

物，以及罕見疾病和腫瘤治療用藥。參考A7國家，但至少需有三個國家收載

[45]，給付價格等於或低於七個參考國家（A7）的最低價格[44, 83]。2016年9

月起，所有豁免PE的藥物皆需與NHIS簽訂支出上限的RSA[45]。

若給付價格上限協商成功，將由韓國保健福祉部（Ministry of Health and Welfare, 

MOHW）的健康保險政策審議委員會（National Insurance Policy Deliberation Committee）審

查結果，並由MOHW核定及公布價格上限；倘若談判破裂，NHI將不會給付，除非藥

物給付調解委員會（Drug Reimbursement Mediation Committee）和MOHW依職權將該藥物

列入基本藥物清單[43, 45]。
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【新加坡】

醫療服務採公營及民營兼具的醫療制度，並將醫療照護的財務責任分攤於個

人、家庭、保險公司及政府[46]。醫療照護的財務體制在自費之外，提供四個層次

的保護方式。第一層次由政府補貼80％的公營醫療服務，即政府補貼（subsidies）

；第二層次是保健儲蓄（Medisave），為強制性個人醫療儲蓄帳戶，由在職新加坡

人及其雇主將每月工資的一部分存入帳戶，以供未來醫療需求使用；第三層次是

健保雙全（MediShield Life），透過自願性私人及強制性政府健康保險分攤財務風

險，提供較低費用的災難性重症保險計畫，如癌症化學治療及移植者的免疫抑制

劑；第四層次是保健基金（Medifund），是政府設立的捐贈基金，用以幫助有大

量政府補貼、Medisave、MediShield仍然無力支付醫療費用的病人，是貧困病人的

最後安全網 [46, 84]。新加坡的藥物給付主要分為二大類，第一大類為標準藥物清

單（Standard Drug List, SDL）收載大多數病人常見疾病所必需的用藥，補助在公營

醫療機構就醫的病人50％，若是低、中收入的家庭，則補助病人最高75％。第二

類為藥物援助基金（MAF）用以給付不在SDL上的高價藥物，例如癌症藥物清單

（Cancer Drug List）；這些藥物需經評估為具臨床效益與成本效益，並且訂有臨床

使用條件，以確保使用適當；補助來自低、中收入家庭的病人，最高75％[46]。

為了評估藥物的利益、風險及臨床效果以進行補助決策，新加坡衛生部（MOH）

在2001年成立藥物經濟與藥物耗用單位（Pharmacoeconomics and Drug Utilization Unit, 

PEDU）執行醫療科技評估，以提供相關評估報告予MOH的藥物諮詢委員會（DAC）

，用以支持委員會建立以證據為基礎的補助決策。此後於2015年成立國家醫療科技
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評估中心（Agency for Care Effectiveness, ACE），除接手PEDU本來的業務，也擴大HTA 

能力來推動病人照護能基於臨床有效且具有成本效益的更好決策[46]。

ACE執行的醫療科技評估從選題開始，依據人口規模、疾病嚴重度、治療的

臨床需求、相對於替代治療所聲稱的治療效益等面向決定評估主題[46, 47]。一旦

主題確定，將再根據估計的預算影響程度，以及臨床和成本參數的不確定程度區

分為快速或完整評估，例如預算影響每年大於二百萬新幣，或因相較於現有治療

具優越性結果，且對病人群的健康有重大影響者，需要執行完整評估[47]；不過

ACE對罕見疾病用藥沒有特別的評估方式。雖然醫療科技評估是由ACE執行，但

會邀請廠商提供關鍵臨床資訊及藥價，以便ACE進行臨床及成本效益分析，以及

預算影響評估[46]。ACE完整性評估的面向包括臨床及經濟證據、病人對於未滿

足醫療需求及偏好的意見、本土經濟分析及預算影響分析等，完成評估報告後提

交DAC會議討論[46, 47]。DAC決策有四項核心標準，包括病人的臨床需求及疾病

特性、新藥的臨床有效性和安全性、新藥相較於現有替代治療的遞增利益及遞增

成本，以及預算影響[46, 47]。此外也考量社會、文化及倫理因素，以及其他可能

影響DAC決定的價值判斷因素，例如罕見及超罕見疾病的治療，這類治療若符合

下列所有標準則可能被DAC視為是適合補助的藥物[47]：

• 治療藥物是針對一種罕見但臨床上有明確定義的病症，此病症會導致慢性衰

弱、危及生命或對病人的生活品質有重大影響；

• 根據本土及／或國際臨床診療指引，治療藥物被認為是標準照護，且對所評估

的病情具有臨床必要性；
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• 針對正在評估的病症，治療藥物已獲新加坡衛生科學局（Health Sciences Authority）

或知名國際藥證法規單位，如EMA和／或美國食品藥物管理局 （Food and Drug 

Administration）登錄，即治療已被證明是有效的治療方式；

• 對於有此病症的病人缺乏負擔得起的治療替代方案（包括非藥物治療）；

• 有足夠的證據得以穩健地評估此病症治療藥物的安全性及臨床有效性。

DAC並不以ICER閾值來決定藥物是否具成本效益，因為ICER並不是精確值且

與不確定性有關，所以DAC在考量藥物是否物有所值時，會同時考量基本情境的

敏感度分析上下限 [46, 47]。雖然量性估計看似提供客觀的證據來佐證決策，但是

模型內使用的參數仍會基於個人價值判斷或偏好，因此DAC會議中的審議過程對

於提供必要的彈性，以討論支持評估價值判斷的適當性至關重要；此外，若DAC

會議成員出現意見分歧時，主席有決定性的投票權[47]。

除了在常規醫療財務體制下，MOH在2019年7月聯合新加坡保健集團基金

（SingHealth Fund）成立罕見疾病基金（RDF），結合社區捐款及政府媒合捐款，

以針對罹患特定罕病且須使用高價藥物治療，然即使在政府補貼、保險及財務援

助（如MAF、Medifund）後仍無法負擔治療費用的病人，RDF提供經費支持。由

於RDF具有公益機構的性質，因此捐款者將可獲得250％的扣稅優惠，同時政府也

承諾將予以三比一配比的捐款，亦即大眾每捐贈1元，政府將捐贈3元，此外政府

會負擔管理RDF的營運費用，以確保所有捐贈款項僅用於病人。對於那些藥物藥

納入RDF補助，同樣是由ACE來執行選題及評估，ACE會準備臨床證據、其他參

考國家的給付決定、本土成本資訊，以及澳洲、紐西蘭、英國、韓國及臺灣的公
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告價格，並提供由MOH所召集具治療罕病經驗之臨床專家組成的罕見疾病專家小

組（RDEG）[47]。RDEG的職責是提供特定罕病的病人數及疾病診療資訊；對符

合納入RDF標準的藥物提供建議；解決特定罕病及其治療的任何臨床問題；為確

保治療的適當使用且只有達到足夠臨床反應才能繼續用藥，RDEG需提出RDF每一

治療藥物的開始及繼續治療條件[47]。RDF的管理層，是由具有不同專業、經驗及

觀點的志願工作者所組成的委員會，除了管理基金，也參考ACE及RDEG的資料考

量病人需求，以及RDF經費規模條件來決定病人申請案之補助金額[85]，此外也需

負責募款工作[47]。

ACE在2021年成立消費者參與及教育（CEE）工作流，專責於幫助病人、照

顧者及公眾參與ACE的工作，並於2022年開始主動邀請病人以填寫調查（survey）

或病人旅程表（patient journey form）的方式，提供罹病經驗、需求、偏好、對病情

及治療選擇期待等資訊，ACE收到意見後將用於驗證ACE的評估，也會納入ACE的

評估報告內，以及DAC在做藥物補助審議時也會參考這些資訊。此外，CEE團隊在

2022年4月成立消費者小組（Consumer Panel）來代表健康照護消費者的集體聲音，

並向ACE和DAC提供有關強化參與機會的建議，包括滿足病人、照顧者、工眾需

求，及確保他們的觀點有效地用在為ACE工作提供資訊[55]。
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