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【摘要】筹资机制作为罕见病治疗医疗保障的重要组成部分，其稳定性和可持续性对于罕见病治疗服务医疗保障的高效稳健运行有着重要意义。为了对罕见病治疗
筹集机制进行深入研究探讨，本文在总结公平理论、新结构经济学理论和机制设计理论，依照罕见病治疗筹资整体流程对筹资机制整体逻辑体系与关键环节进行辨
析，并在此基础上提出我国罕见病治疗筹资机制优化的政策建议。
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Theoretical Study on the Optimization of Financing Mechanism 
for Rare Diseases*
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Abstract: As an important part of the medical guarantee for the treatment of rare diseases, the stability and sustainability of the financing mechanism are 
of great significance for the efficient and stable operation of the medical guarantee for the treatment of rare diseases. In order to study the rare disease 
treatment raising mechanism, this paper summarizes the fair theory, the new structural economics theory and mechanism design theory, in accordance 
with the overall process of financing mechanism of the overall logic system and key links, and on the basis of the rare disease treatment financing 
mechanism optimization policy Suggestions.
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1  罕见病的界定标准
　　罕见病(rare disease，RD)，又被称为“孤儿病”，通常指
发病率与患病率均显著低于常见疾病的病种集合，普遍具有临床
表现多样、致病因素复杂、治疗成本高昂及药物可及性不足等特
征，界定主要依据单病种发病率或患病率或患病人数。单病种疾
病罕见稀有的特质，致使此类疾病缺乏有效的治疗方法，医疗费
用给家庭和社会带来极大负担[1]。由于各国在人口特征、社会经
济发展水平等方面存在差异，相关的流行病学数据往往缺乏一致
性，因此在国际上尚未形成统一的罕见病定义标准[2]。
　　我国罕见病管理工作处于建设初期，规模化体系化的罕见病
流行病学调研及病例注册登记数据相对缺乏[3]。2018年5月，国
家卫健委联合科技部、工信部、国家药监局及国家中医药管理局
共同公布了我国《第一批罕见病目录》，标志着我国开始以目
录形式对罕见病实施分类管理。随后，《罕见病目录制订工作
程序》于同年6月公布，该程序明确将“具备有效诊疗方法”与
“治疗费用可负担”作为纳入病种的重要参考，并通过分批组织
专家论证、建立动态更新机制，提升了目录管理的科学性与适
应性。2019年2月，国家卫生健康委办公厅印发了《罕见病诊疗
指南(2019年版)》(以下简称《指南》)。《指南》凝聚了国内外
临床实践与研究进展，为罕见病的识别、治疗及长期管理提供了
系统性参考，有效促进了诊疗能力提升、专业交流与公众教育。
2023年9月20日，国家卫健委、科技部、工信部、国家药监局、

国家中医药局、中央军委后勤保障部六部门联合制定了《第二批
罕见病目录》，进一步加强罕见病全程管理能力，旨在全面提升
诊疗服务水平，切实保障患者的健康权益。

2  理论基础
2.1 公平理论  公平正义学说。美国政治哲学家约翰·罗尔斯(John 
Rawls)在其发表的《正义论》(A Theory of Justice)中对客观社会
的利益分配问题做出了价值判断：一个公正的社会应致力于改善
处境最不利成员的福祉，注重分配过程的正当性、公众共识与结
果均衡。具体而言，程序正义要求建立开放、参与的制度框架以
指导政策；公众认同强调在尊重个体追求幸福的同时，须引导其
与社会公益相协调；结果公平则指向在有序社会条件下达成相对
合理的分配状态。罗尔斯理论的核心原则是，在保障基本自由的
基础上，社会平等应优先于经济效益与福利最大化。在这一视角
下，社会制度设计必须优先关注弱势群体的基本需要。
　　社会公平理论及底线公平。马克思正义的公平观强调公平标
准的历史相对性和历史发展性，认为真正的社会公平最终体现为
“按需分配”。该理论指出，公平的标准随社会实践的发展而演
变，因此在构建社会主义制度时，应汲取其思想精髓，通过科学
的制度安排，保障弱势群体能够获得基本医疗服务，并抵御因疾
病带来的经济风险。
　　底线公平是近年来由我国学者结合新时代国情提出并发展
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的，是对社会公平理论表述现实化、具体化和特色化。底线公平
明确了公平的边界是无差别的底线福利需求，即在社会福利体系
中，所有公民一致的最基本的需求必须优先保障，如解决温饱的
生存需求、接受基础教育的发展需求和公共卫生与医疗保障的健
康需求。底线公平理论的基本原则是“弱者优先，政府首责，社
会补偿，持久效益”，强调在新时代中国特色社会主义制度的支
撑下，政府在为人民谋福祉时负有首要的不可推卸的责任，引导
调动社会补偿与公众参与，在资源再分配时有计划地向弱势群体
倾斜，适时调整保障体系维持在一个适度的公平的福利水平[4]。
　　卫生服务筹资的公平性。世界卫生组织和瑞典国际发展合作组
织(SIDA)在1996年的《健康与卫生服务的公平性》倡议书中强调，
在分配健康机会时，公平不等于简单平均。它强调了机会的分配应
当以实际需求为依据，而非取决于个人所处的社会地位或特权。
公平应体现为社会成员共同分享发展成果，而不是被迫承担无法
回避的健康风险或权利损失。卫生筹资领域的公平性，是评估医疗
卫生服务体系公正程度的关键维度。筹资指的是为购买某一产品或
服务而筹集资金。卫生服务筹资的公平性关注的是资金筹集的公正
原则，核心在于依据个人的经济承受能力来分摊医疗费用。这一原
则具体通过两种形式体现：垂直公平与水平公平。垂直公平指经济
能力不同的个体应承担差异化的医疗费用，从而避免低收入者因费
用障碍无法获得必需服务，同时防止高收入者过度占用资源。水平
公平则要求经济状况相似的人群承担相同水平的医疗支出。从筹资
过程来看，卫生筹资公平性包括卫生资源的来源、筹集途径和使用
分配等方面[5]。国际卫生筹资模式主要可归纳为四种：税收筹资、
保险筹资、社区筹资及个人自付。第一，税收筹资依靠国家财政支
出，以实现全民基本医疗覆盖为目标。第二，保险筹资包含社会筹
资和商业保险两种形式，其中商业保险筹资可以是私人或商业保
险，私人保险的公平性通常较低。第三，社区筹资与保险不同，它
主要限定于某一地理区域或社区，例如中国的农村合作医疗制度以
村为单位进行筹资。第四，个人自付是指个人或家庭直接支付卫生
服务费用。自费方式下，付费金额不考虑支付能力差异，只与服务
利用量成正比。个人自付模式下，经济困难群体所承受的相对负担
更重，容易进一步加剧其健康与生活条件的恶化，形成恶性循环。
研究表明，税收制度通常有助于促进社会公平，社会保险与社区筹
资对公平的影响较为复杂，而商业保险与个人自付方式则往往与社
会公平程度呈现显著的负相关关系。
2.2 新结构经济学理论  新结构经济学是由林毅夫教授创立的发展
经济学理论分析框架。该理论扬弃了传统结构主义对“市场失
灵”的单一关注，也不同于新自由主义对“政府失灵”的过度强
调。它以新古典经济学的基本假设为出发点，认为一个经济体在
特定时期的经济结构，根本上取决于该时期所拥有的要素禀赋及
其内在结构[6]。该理论将经济发展视为从低水平向高水平动态演
进的过程，并主张在市场有效配置资源的基础上，结合政府的积
极作为，共同推动经济体内部要素禀赋结构的升级与内生性转
变。在过往的经济学研究中，新结构经济学大多应用于经济结构
转型升级研究，为机制优化提供了理论结构范式。
　　此研究思路在医疗服务筹资机制的内部要素分析的动态研究
中具有重要借鉴意义。从服务性质上看，医疗服务不仅具有公共
产品的社会福利性，同时兼具了私人产品的商业盈利性。这使得
医疗服务筹资机制不仅是多层次医疗保障体系下组建的筹资方案

集合体，更是捆绑了政府、企业和患者等利益相关方的经济利益
联合体。类比于宏观经济体的产业结构转型升级，尚未完善的医
疗服务筹资机制升级成为主流的、相对完善的筹资机制，需要政
府与市场驱动不同筹资方案自身要素的调整以及筹资方案间分担
比例的结构调整，在二者循环累积的连续变迁中实现医疗保障格
局的发展与转型，从而实现医疗服务筹资机制优化。
2.3 机制设计理论  “机制”(mechanism)起源于机械领域的机器
构造工作原理，之后被引入生物学与医学领域，用以阐释生命有
机体各组成部分之间的相互作用及其内在的物理、化学过程，
例如遗传机制或免疫机制等。在社会科学特别是西方经济学中，
“机制”逐渐演化为一种更为普遍的分析视角和研究工具，用于
描述系统内部各要素的结构安排、相互关系及内外影响因素，隶
属并内含于制度和体制中[7]。制度是静态的、具象的、以文字等
形式表现出来的，依靠强制力量建立的行为准则或管理流程，具
体形式包括法律、规章、政策、措施等。体制组织机构为实现目
标，按照一定的制度人为地建立起来的一套组织建制体系，如多
层次医疗保障体系。机制是制度的实现方式，体制是制度的表现
形式。体制和制度都由若干要素组成，这些要素相互作用、相互
联系，从而组成若干机制。罕见病治疗筹资机制是指在罕见病
治疗服务资金筹资活动中，为提高资金筹资质量(如资金来源稳
定、保障有效、各方负担可承受)、降低筹资费用而由筹资主体
实施的动态的、抽象的变化过程。
　　机制设计理论由赫维茨于1960年创立，其核心关切在于：如
何在信息分散且不对称的环境中，构建出一种能够激励各方主动
配合的机制，从而达成资源的有效分配[8]。这一理论框架尤其适合
应用于医疗卫生服务体系的机制分析。信息效率是关于经济机制
实现既定社会目标所要求的信息量多少的问题。一个良好的机制
应力求以尽可能少的信息需求和较低的成本来运行，减少对消费
者、生产者等参与者信息的依赖[9]。激励相容是指在既定机制下，
每个参与者在追求自身利益的过程中，其行为结果恰好也符合机
制设计者所期望的整体目标。对机制进行研究，关键在于评估其
有效性。这通常始于对现有机制运行状况的诊断与评价，剖析其
内部构成与运行逻辑。在此基础上，可推进制度创新，进行相应
的政策设计、可行性论证，并提出具备可操作性的具体建议。

3  结　果
3.1 整体逻辑体系  图1展现了罕见病治疗筹资机制的整体逻辑体
系。从纵向来看，不同发展阶段的筹资机制处于不同的结构层
面，这些层面也对应着不同的医疗保障制度安排。总体上可将其
归纳为相对成熟、主流的筹资机制，以及尚在初步建立或尚未完
善的筹资机制。从较低层级向更高层级的结构转型，其逻辑起点
在于分析不同筹资方案内部各项要素及其分摊比例所构成的禀赋
结构。筹资方案趋向均衡调整的过程，本质上是一个持续循环、
累积演进的动态过程。从横向来看，每个层面代表了在特定医疗
保障格局下运行的罕见病治疗筹资机制。该机制包括政府、社会
及个人等不同主体形成的多元筹资方案，并通过资金配置优化实
现均衡状态。尽管在不同医疗保障格局中，筹资要素禀赋及其结
构在特定时点是既定的，但随着时间推移，这些要素及其相互关
系会发生内生的动态调整，从而构成一个完整的理论闭环[10]。
3.2 关键环节  在罕见病治疗筹资机制的研究中，除了以公平理论



  ·3

JOURNAL OF  RARE  AND  UNCOMMON  DISEASES, DEC.2025,Vol.32, No.12, Total No.197

（收稿日期：2023-10-03）
（校对编辑：翁佳鸿）

与公共管理理论为基础外，还参考了机制设计理论和新结构经济
学等分析框架。这些理论有助于明确机制设计的目标与相关利益
主体，并通过制度设计、政策工具与规则制定，使机制的整体目
标与各参与方的个体利益形成激励相容。在此基础上，能够以较
低成本推动资源配置向帕累托更优状态改进。图2展现来罕见病
治疗筹资机制优化路径的关键环节，即确定机制、设计机制、机

制可行性机制、机制有效性分析、校正机制反馈。结合罕见病治
疗筹资机制的特性，确定机制目标是指实现罕见病治疗服务筹资
公平；设计机制即厘清罕见病治疗筹资机制要素；机制可行性分
析可以通过梳理医保制度分析罕见病治疗筹资运行情况；机制有
效性分析可通过核算卫生费用评估罕见病治疗筹资水平；校正机
制是指调整筹资目标或要素结构实现罕见病治疗筹资机制优化。

图1 罕见病治疗筹资机制的整体逻辑体系。图2 罕见病治疗筹资机制优化路径的关键环节。

1 2

4  讨　论
4.1 构建罕见病政策筹资体系与保障体系  加快推进我国罕见病纲领
性法律的制定工作，清晰界定罕见病、孤儿药等相关概念，并以罕
见病目录作为制定后续药品研发、社会保障与医疗救助等关联政策
的依据。在此基础上，持续完善罕见病药物研发、引进生产、供应
保障及市场监管等方面的政策安排，逐步形成“以核心法律为统
领，多层次政策协同支撑”的罕见病筹资保障制度框架。
4.2 优化升级罕见病全周期体系协同机制  为完善罕见病全周期协
同支持体系，建议将更多临床急需的罕见病治疗药物纳入基本医
疗保险支付范围，并优先考虑当前目录内尚无对应治疗药物的疾
病种类。通过扩充可报销药品目录、放宽报销条件、提升补偿比
例及提高封顶线等措施，系统缓解罕见病用药费用负担问题。同
时，探索建立针对高值罕见病药品的多元支付机制，整合基本医
保、大病保险、医疗救助及慈善援助等多方资源，形成可持续的
共付模式，保障患者用药可及。依托我国现有三级医疗卫生服务
网络，将罕见病防治工作全面纳入体系之中，构建覆盖筛查、诊
断、治疗、康复与长期管理的整合型服务路径，以提升服务的公
平性、可及性与可负担性，逐步破解当前罕见病确诊难、就医
难、康复难等问题。进一步发挥罕见病诊疗协作网的作用，通过
优质医院的引领带动，结合远程会诊、绿色转诊及多学科协作等
模式，增强基层诊疗能力，缓解患者跨区域就医压力。此外，应
创新罕见病医疗服务供给方式，建立患者与医疗服务机构之间的
有效连接机制，满足患者在康复护理、辅助器具、心理支持等多
方面的综合需求，推动实现全方位、全周期的健康管理。
4.3 探索高值临床急需罕见病药物多元创新付费策略  为推动高价
值且临床急需的罕见病药品的可及性，应研究多元化的创新支付
策略。鼓励国家医保部门引入基于基金风险或临床疗效的风险共
担协议等创新型支付安排，以此推动更多罕见病药物被纳入基本
医疗保障范围。在执行此类支付协议的过程中，可依托中国国家

罕见病注册登记系统，发挥其数据整合与多中心联动的优势，对
协议的实施效果进行持续跟踪与评价，从而增强相关措施的可行
性与科学性。对于尚未被基本医保覆盖的罕见病孤儿药，应进一
步推动商业健康保险、互助保险等补充保障方式的发展，以更好
地满足罕见病患者群体的治疗需求[11]。
4.4 建立罕见病医疗服务综合价值评价体系  对于临床急需的罕见
病专用药物，应超越常规药品的卫生技术评估范式，建立符合罕
见病特点、整合药物经济学、临床医学、保障政策及社会学等多
学科视角的综合评价机制，并充分考虑罕见病患者的治疗紧迫
性。结合新结构经济学理论、公平理论等理论逻辑，基于按疾病
诊断相关分组(DRGs)等时代特色，发展探索罕见病治疗服务精细
化管理[12]。依托于罕见病医疗服务综合价值评价体系，为我国罕
见病专用药物的医疗保障纳入决策提供科学依据。
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