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摘 要 目的：从经济学角度对我国孤儿药的研发问题进行分析，为我国孤儿药的发展与政策制定提供建议。方法：利用外部性

理论和交易费用理论，分析我国药品企业对孤儿药研发积极性不高的原因，并针对这些原因提出相应的解决办法。结果：孤儿药

在我国尚缺乏认定标准，其外部经济性、众多的交易费用以及较大的研发风险都会加重药品企业的经济负担，打击企业研发和生

产的积极性。结论：我国药品企业可以对孤儿药实行合作研发的策略，并发挥中医药治疗的传统优势，以减少研发成本。政府应

建立并发展孤儿药的制度体系，发挥税收及医保的作用，加速审批，给予医药企业市场独占权，鼓励合作研发。
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Economic Analysis of Orphan Drug Research and Development

YU Jiangting，WANG Yanhui，HUA Dong（School of Health Economics and Management，Nanjing University of

TCM，Nanjing 210023，China）

ABSTRACT OBJECTIVE：To analyze the research and development（R&D）of orphan drug in China from the respect of eco-

nomics，and to provide suggestions for the development and policy formulation of orphan drug in China. METHODS：The theories

of external economy and transaction costs were adopted to analyze the reasons about no enthusiasm in orphan drug R&D，and find

some appropriate solutions for them. RESULTS：Orphan drug was still lack of identification standard in China. The external econo-

my，much of transaction costs in orphan drug and R&D risk aggravated the economic burden on pharmaceutical enterprises，com-

bated R&D and production enthusiasm of pharmaceutical enterprises. CONCLUSIONS：Chinese pharmaceutical enterprises can take

part in orphan drug cooperative R&D，and play the advantage of TCM treatment so as to reduce R&D cost. The government should

establish and develop orphan drug system，play the role of taxation and health insurance，accelerate approval，give market exclusiv-

ity for pharmaceutical enterprises and encourage cooperative R&D.

KEYWORDS Orphan drug；External；Transaction costs；Research and development；Economic analysis
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罕见病是指发病率极低的疾病，诊疗难度大，且具

有治疗的不可替代性[1]。孤儿药主要是指用于预防、诊

断、治疗罕见病的药物。虽然其需求数量少，但由于可

以满足罕见病患者的需求，所以具有较高的社会效益。

目前，我国尚无针对孤儿药的鼓励性政策，这使得我国

药品企业对孤儿药的研发和生产积极性不高，孤儿药的

研究进展缓慢，导致罕见病患者无法得到及时、有效的

治疗，其用药不得不依赖国外进口，而这类药物通常价

格昂贵，会给患者家庭带来沉重的经济负担。因此，探

索并寻求适合我国国情的孤儿药发展政策具有重要的
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现实意义。

1 孤儿药在我国的研发现状
1.1 缺乏认定标准

有关罕见病和孤儿药的认定标准，多数西方发达国

家都已有明确界定。如美国《罕见病法案》认定，每年患

病人数低于 20万的疾病为罕见病；欧盟《孤儿药品管理

法》认定，每年患病人数低于 24.6万的危及生命或慢性

渐进性的疾病为罕见病[2]。此外，美国FDA和欧洲药品

管理局（EMA）均通过孤儿药认定五项标准（低发病率、

无有效的治疗手段、真实有效的临床有效性或优越性证

据、低投资回报率、创新的治疗技术或手段）对孤儿药的

含义进行了界定[2]。

目前，我国并没有罕见病和孤儿药的官方认定标

准。2010年中华医学会的遗传学分会上，曾有与会学者

将罕见病定义为“一种患病率低于五十万分之一、新生

儿发病率低于万分之一的遗传病”[3]，然而由于缺乏官方

的认定，虽然该定义具有较高的科学性，却仅止于学术

研究的范畴，并没有普遍的适用性，因此依然不利于企

业制定研发决策。

1.2 研发风险较大

孤儿药的研发风险较大，主要表现在：第一，孤儿药

的研发周期长，且研究结果有较大的非预测性。新药的

研发和上市需要经过临床试验，但孤儿药的治疗对象是

罕见病患者，因此与其他新药相比，孤儿药研发所拥有

的资料较少，试验对象的寻找也比较困难。这些因素导

致其研发周期长，加上研究技术复杂，因此研究结果的

成败与否也很难预测。第二，孤儿药的成本回收率低。

由于研发成本高、风险大，一旦研究失败，高昂的研发成

本将给研究企业带来巨大的经济损失。即使药物能够

研发成功，由于其针对的病种罕见，真正能够使用这种

药物的患者数量很少。需求量少、利润低，使得企业很

难收回成本。这也是我国药品企业不愿意投资孤儿药

研发的重要原因。

1.3 缺失激励性政策

从1999年开始，我国陆续出台过一些有关于孤儿药

的政策，例如允许减免申报单位的临床研究、实行孤儿

药的快速审批、特殊审批制度等[1]。但这些制度都是零

散的，不能形成一套完整的激励孤儿药研发的政策体

系。虽然它们在一定程度上减少了研发企业的时间成

本消耗，但由于没有其他相关鼓励性政策配套，仍然无

法弥补企业的研发成本，无法提高我国药品企业对孤儿

药研发的兴趣与积极性。

2 孤儿药研发的经济学视角分析
2.1 孤儿药研发的外部性与资源配置分析

从社会效益角度分析，孤儿药的研发能够给予罕见

病患者获得救治的途径和希望，其研发所获得的临床数

据以及知识经验的积累有利于推动药物创新，从而有利

于后期研发成本的降低，进而在客观上促进社会整体健

康水平的提高。因此，孤儿药的研发具有较大的正外部

性。按照经济学理论，这种因增加某单位的某种物品或

服务的消费而给第三者所带来的额外效益可以用外部

边际效益（Marginal external benefit，MEB）来表示[4]。对

于这种具有正外部性的物品或服务，需要政府的财政补

贴予以扶持，以实现正外部效应的内在化。孤儿药研发

的正外部性与资源配置分析见图1。

图1 孤儿药研发的正外部性与资源配置分析

Fig 1 Analysis of positive externalities and resource

allocation of orphan drug research and devel-

opment

如图1所示，通常情况下，孤儿药的需求曲线D与供

给曲线S相交于市场均衡点E1，Q1和P1分别代表均衡数

量与均衡价格。由于孤儿药具有明显的外部经济效益，

所以不将边际损害考虑在内，因此本研究假设孤儿药研

发的私人边际成本（Marginal private cost，MPC）等于社

会边际成本（Marginal social cost，MSC）。考虑到孤儿药

所带来的 MEB，E1点的社会边际效益（Marginal social

benefit，MSB）是大于私人边际效益（Marginal private

benefit，MPB）的，这就会导致孤儿药研发主体研发和投

资的积极性不高，甚至放弃药品研发，因此就需要通过

政府的矫正性财政补贴使需求曲线D向右上方平移，让

市场均衡点由E1移至E2。由图 1可以看出，E2点的均衡

价格P2虽然有所增加，但患者得到补贴后所支付的净价

格事实上却是下降的，这就有助于减少罕见病患者因为

药品价格过于昂贵而放弃治疗的几率，一定程度上增加

了需求量。这时市场均衡点E2所代表的孤儿药的MSB

就等于其MSC，能够实现私人福利的最大化。图1中矩

形ABE2P2的面积为政府的财政补贴。

同样，政府部门也可以通过减少税收等激励性政策

对孤儿药的研发企业进行补贴。以税收为例，政府部门

可以按照孤儿药研发和生产的数量从量减税[5]。如图 2

所示，若政府部门减少税收，则研发企业的MPC和MSC

都会相应地减少，即供给曲线S就会向右下方移动至S′，

达到新的市场均衡点Q2和P2。此时药品企业会适当增

加孤儿药的研发生产，并适当减少药品的价格。同时，

随着税收的减少，生产者剩余和消费者剩余都会有一定

数量的增加，即社会总效益会有所提升。图 2中矩形

P1ACF的面积代表政府所减少的税收；三角形ABC的面
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积代表生产者剩余和消费者剩余增加的总和。

图2 政府减少税收对孤儿药研发企业行为的影响分析

Fig 2 Analysis of the effects of government tax reduc-

tion on orphan drug research and development

enterprises

2.2 孤儿药研发的交易费用构成分析

新制度经济学的一个突出特点是坚持交易费用的
存在。关于交易费用的含义，目前学术界还没有统一。

科斯、威廉姆森等人从契约的角度对交易费用进行探
讨，认为交易费用是合同形成的过程中所产生的诸如谈
判、签约及履行合同等的成本；肯尼斯·阿罗、张五常等
人从社会经济系统的层面出发，认为交易费用是“所有
与制度或组织的建立或变迁，和制度或组织的使用有关
的费用”[6]。据此，笔者认为交易费用是在资源或所有权
转移的过程中所产生的，为了维持组织或制度运行，实
现组织或制度目标的费用。具体如下：

（1）信息搜集费用。药品企业在孤儿药研发之前首
先需要做药品的研发决策[7]，内容包括哪些病种属于罕
见病范围，哪种罕见病患者的需求量相对较大，孤儿药
研发能给企业带来多少收益等；同时，还需要确定相关
技术人员及相应的研发方案。在孤儿药的研发阶段，科
研人员需要对无数的分子结构进行筛选、合成，以产生
新的化合物，然后还要对新化合物的活性继续筛选。此
过程不断循环，直至找出企业所需且活性足够理想的化
合物。之后还需要进行 3期的临床试验。在此过程中，

企业会产生大量的与信息搜集有关的人、财、物的转移，

也因此会产生大量的交易费用。

（2）签约与谈判费用。新药的研发需要具有专业知
识和经验的科学家的参与。由于孤儿药的临床资料较
少、研究技术难度较高，其所需的研究者的专业素质要
求也比较高，因此相关科研机构或药品企业需要与专业
的技术人员进行谈判并签约，以获得他们在专业上的协
助。同时，孤儿药在临床试验阶段还需要受试者的协
助，为了吸引并保障受试者的权益，相关机构与受试者
之间也会产生相应的谈判与签约费用。孤儿药的上市
流通阶段还需要大量的销售、监督、管理决策等人员参
与，与他们之间进行谈判与签约所产生的费用也不容小
觑。此外，存在合作、转让、投资等关系的企业之间也会
产生相应的签约与谈判费用。

（3）管理型交易费用。这部分费用常见于企业内部

发号施令的过程中，通常表现为企业的间接费用，可以

通过合理的管理来减少。该费用主要包括药物原料流

动时产生的命令、执行和确认的费用，保证供应药品生

产的费用，保证药物质量的费用，基础性生产信息体制

变更的费用等[8]。

还有一些管理型交易费用会以“专用性投资”的形

式出现[8]。这里所说的专用性投资指的是“交易专用性

投资”，即为执行交易所产生的专用性资产的投入[9]。孤

儿药在研发生产的过程中很有可能会涉及到专用性资

产投资的问题，例如投入专用的人力资源、器材设备

等。资产的专用性会使得该资产在移作他用时价值降

低，因此投资主体在交易时会处于被动地位，极有可能

因对方的机会主义而遭受损失，从而增加其潜在的市场

交易费用，且资产专用性程度越高，交易费用也越高。

（4）知识产权维护费用。为了保护核心技术秘密，

确保市场竞争优势，孤儿药的研发企业必然会借助专

利、商标、商业秘密等知识产权形式设定法律保护，其权

利维护费用也是一笔不小的开支。笔者认为，可以将这

种法律保护关系看成一种知识产权所有者与国家之间

的交易关系。以专利保护为例，专利所有者每年按时向

国家缴纳一定的专利保护费用，以此换来国家给予的一

定期限的市场独占权。在这种保护之下，专利所有者可

以在规定的期限内尽可能多地收回药品研发所产生的

成本。

（5）法律纠纷解决费用。这主要指的是相关企业或

机构为了保护权益或者解决纠纷所花费的费用，包括和

解、调解、仲裁和诉讼等过程中产生的相应的交易费用。

3 讨论与建议
3.1 明确罕见病与孤儿药的认定标准

我国目前缺乏对罕见病的认定标准，有关孤儿药的

界定也比较模糊，这就为药品企业确定市场需求、制定

研发决策带来困难，也使得政府无法确定哪些药品能够

享受孤儿药的优惠政策。为此，国家卫生管理机构有必

要对罕见病和孤儿药的认定标准予以明确，可以考虑通

过召开听证会的方式，听取各方面专业人士的意见，并

结合各地诸如各病种发病率等相关报告，以法律或法规

的形式确定符合我国国情的罕见病认定标准。对于孤

儿药，政府也需要借鉴国外的经验以及相关领域专家的

意见，并通过市场调查了解我国孤儿药的研发生产及市

场交易等相关情况，为孤儿药官方标准的确认及其他政

策的制定提供参考。

3.2 鼓励合作研发，减少交易费用

针对孤儿药研发创新动力不足的现状，笔者认为，

可以考虑采取企业之间合作的方式，鼓励合作研发。一

方面，合作研发有利于减少信息搜集与传递的费用。合

作研发的相关企业可以避免对同一信息的重复搜索，从

而减少不必要的成本支出。在上市流通阶段，相关合作

企业还可以通过信息共享而迅速、高效地找到交易对

象，或者通过费用共担的方式减少信息传递的成本。另

一方面，合作研发还有利于减少签约、谈判与监督的费
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用。企业间合作可以促进技术人员的流动，实现人力资

源共享，减少不必要的人力消耗；同时，鉴于机会主义和

交易频率会影响交易费用的高低[6]，企业间合作得越频

繁，企业间的了解程度越会加深，不但可以减少为了预

防对方的机会主义而支出的费用和时间，还可以促使双

方为维持合作关系而约束自己的机会主义行为，减少因

此而产生的交易费用，加快合同的形成。

我们可以借鉴日本的合作研发模式，主要有参与

者签订协议共同承担研发费用和成立技术研究组合两

种[10]。其中，前者属于垂直合作形式，指的是某一产品

从研发到使用过程中所有参与机构共同分担研发费用；

后者属于平行合作形式，指的是各个不同的技术研发企

业组成临时的研发合作联盟，实现技术共享、风险共

担。笔者认为，鉴于我国创新力不足的情况，我国应更

加注重技术创新方面的合作，降低失败风险，因此企业

间的平行合作可以作为首选。

目前，我国也发展出一种“政、产、学、研”的新合作

模式，即由学校或科研机构作为供给方提供技术研究成

果，企业作为需求方购买该成果的所有知识产权 [11]，而

政府则在其中进行协调与引导，以维护研发技术合作联

盟的稳定。在这种合作模式中，政府的支持十分重要。

笔者认为，政府可以考虑：在资金支持方面，给予合作研

发的企业或组织一定的税收优惠或财政补偿，以及一定

数量的科研经费投入；在信息支持方面，为了促进合作

主体之间的信任与合作，特别是产、学、研这种异质性主

体之间的合作，减少因信息不对称而产生的交易风险，

可以建立和提供官方的信息交流平台，并提供经审批合

格的药品生产厂家的相关信息，包括其拥有的生产条件

及技术等，以帮助研发机构选择合适的合作伙伴，同时

实现合作主体之间科研技术成果与技术团队的信息公

开和信息交流；在法律政策的支持方面，国家需要完善

相关的政策法规以明确知识产权的归属，规范市场交易

行为和产业结构等，为研发合作提供良好的法律环境。

3.3 发挥税收及医保的作用，解决外部性问题

孤儿药的正外部性会导致孤儿药市场的失灵，因此

需要政府的财政补贴将其内部化。在这方面，笔者认为

可以考虑采取税收减免和医保报销的鼓励性政策。孤

儿药的价格与其他药品相比相对较高，若政府予以税收

减免或给予财政补贴，有助于客观上降低该类药品的支

付价格，从而减轻患者的经济负担，提高购买量。

将孤儿药纳入医保的报销范围能够降低患者实际

支付的药品价格，有利于罕见病患者的治疗，也可以鼓

励企业的研发。政府需要制定相应的计划，将重点孤儿

药纳入报销的范围；同时考虑借助相关基金项目的设

置，进行必要的资金投入；还可以通过商业医疗保险来

实现补偿。

3.4 制定激励性政策，加速审批，给予市场独占权

为激励孤儿药的研发，很多国家都制定了诸如加速

审批以及给予市场独占权的激励性政策，例如美国和日

本通过实施优先审评、快速审批的制度为孤儿药开通快
速通道；欧盟通过集中审批制度加速孤儿药的上市时间
等[3]。为此，我国政府也有必要为孤儿药开通“加速通
道”，简化审批程序，缩短审批时间。

此外，西方国家普遍给予孤儿药生产企业 7～10年
的市场独占期，在此期间不批准其他任何同类药品生
产，除非证明其在临床上更具优越性 [12]，以给予研发企
业一定的利润空间。我国也可以借鉴该做法。当然，由
于市场独占权有可能给企业制造攫取超额经济利益的
空间，因此在政策施行时仍需慎重，可以考虑配套出台
相应的限制措施。不过就目前我国相关政策法规还处
于空白的状况来看，我国可以以适当延长孤儿药专利保
护期的形式来给予市场独占权。

3.5 发挥中医药治疗的传统优势，减少研发成本

“罕见病”属于中医“疑难杂症”的一部分[13]，因此研
发企业可以考虑对中医药中治疗疑难杂症的配方和治
疗手段等进行研究。将中医药运用于孤儿药的研发具
有两大优势：一是中医疗法具有简、便、验、廉的特点，可
减少一定的研发成本；二是中医在治疗疑难杂症方面积
累的经验可以为孤儿药的研发提供有价值的参考。因
此，研发企业可以考虑将中医古籍上所记载的疑难杂症
的治疗手段和药物配方作为参考，并结合当代罕见病的
具体情况进行更深一步的研究；或选择与中医药院校等
专业的研究机构进行合作，从而在一定程度上降低研发
的难度，减少研发的风险成本。

4 结语
虽然我国对孤儿药的重视程度正逐渐加强[14]，但到

目前为止，我国依然在制度方面存在较大缺陷。本文从
经济学的角度，在理论上对孤儿药的研发问题进行了分
析并提出了建议，但在具体实施方面依然需要数据的支
持。因此，今后的研究还需要对目前我国各种疾病的发
病状况、孤儿药的研发情况等进行进一步的调查研究及
数据采集，从而有效支持我国孤儿药制度体系的逐步建
立与完善。
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应用中医传承辅助平台分析冠心病不稳定型心绞痛方剂的组方
用药规律Δ
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摘 要 目的：为深度挖掘中医药治疗冠心病不稳定型心绞痛和新药研发提供参考依据。方法：应用中医传承辅助平台软件，构

建中医药治疗冠心病不稳定型心绞痛的组方数据库，采用软件的临床采集、平台管理、资料管理、知识检索、统计报表、数据分析功

能，对方剂数据库进行四气、五味、归经分布、频次统计、组方规律、潜在新方等分析。结果：通过对治疗冠心病不稳定型心绞痛的

178首方剂分析，涉及中药 152味。四气分布频次前 3位的分别是温（617）、寒（474）和平（288）；五味分布频次前 3位的分别是苦

（750）、甘（732）和辛（497）；归经分布频次前3位的分别为肝（860）、心（573）和脾（549）。出现频次高于10次的中药共40味，前5位

分别是川芎、丹参、黄芪、当归和红花。依据药物组合出现的频次从高到低排列，前5位分别是川芎-丹参、川芎-当归、川芎-黄芪、

红花-川芎和丹参-黄芪。演化得到新方共8首。结论：中国知网中收录治疗冠心病不稳定型心绞痛以药性多偏温平，药味甘苦，用

药多选活血通经、祛瘀止痛、除烦安神等功效为主，体现了冠心病不稳定型心绞痛的“标本同治，补泻兼施”的治疗原则。

关键词 冠心病不稳定型心绞痛；中医传承辅助平台；方剂；组方规律

Analysis of the Regularity of Drug Use in Coronary Heart Disease Unstable Angina Prescriptions by TCM

Inheritance Auxiliary Platform

HOU Wangjun1，ZHUANG He1，XUE Yitao2，LIU Wei3，XIA Mingfeng1，ZHUANG Huikui4（1. First Clinical Medi-

cal College，Shandong University of TCM，Jinan 250014，China；2. Dept. of Cardiovascular Disease，the Affili-

ated Hospital of Shandong University of TCM，Jinan 250014，China；3. Teaching and Research Section，Nurs-

ing College，Shandong University of TCM，Jinan 250014，China；4. Dept. of Neurology，the Second Affiliated

Hospital of Shandong University of TCM，Jinan 250000，China）

ABSTRACT OBJECTIVE：To provide reference for TCM in the treatment of coronary heart disease（CHD）unstable angina and

new drug research and development. METHODS：TCM inheritance auxiliary platform software was adopted to build prescription

database of TCM in the treatment of CHD unstable angina. The software function of clinical collection，platform management，

information management，knowledge retrieval，statistics，data analysis were adopted to analyze prescription database in respects

of four properties，five tastes，channel tropism distribution，frequency statistics，rules of prescriptions and potential new pre-

scriptions，etc. RESULTS：Through analyzing 178 prescriptions of CHD unstable angina，152 ingredients were involved. Top 3
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