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执着开发罕见病药物并携多款“孤儿药”来到进博会

一只输液袋讲述一家药企的初心

本报讯（记者 郭剑烽）昨天，国家会展
中心（上海）5.2国家馆，来自马耳他的蓝鳍

金枪鱼亮相第六届进博会，实现马耳他水产

品在中国的首秀。

马耳他属于欧盟成员国，是闻名世界的

旅游胜地，被誉为“欧洲后花园”。马耳他

圣保罗湾是蓝鳍金枪鱼养殖基地，渔获主要

用于出口。第六届进博会开幕前一个月，马

耳他驻上海总领事馆联系上海海关，希望推

动马耳他蓝鳍金枪鱼参展本届进博会，推动

该产品的对华准入议程。

为保障马耳他蓝鳍金枪鱼顺利参展，上

海海关指定专人与马方对接，指导展商申请

适用今年海关支持进博会的便利化新举措：

“在评估确认风险可控的前提下，允许无动植

物疫情流行国家（地区）未获检疫准入的动植

物产品、食品，经特许审批后入境参展。”经过

一整套安全便捷的监管服务流程，马耳他金

枪鱼及时获得了海关总署授权发放的同意

参展特许审批许可证。

第六届进博会上，除了马耳他金枪鱼，

还有基里巴斯水产品、贝宁菠萝、阿富汗石

榴等9个国家的44批动植物产品、食品首次

入境参展。

马耳他金枪鱼进博会首秀

“ 进 博 会 ，我 们 又 来

了！”意大利百年贝雕家族

           第四代继承人

马可和贝雕大师齐洛，昨天出

现在第六届进博会       

展台，兴奋之情溢于言表。这

次他们不仅带来了众多的贝

雕精品，还带来一位“小徒

弟”——会讲中文的意大利

人大卫。虽然是第一次来中

国，但是这位意大利人已经

学了四年中文，见到那么多

热情的客人，兴奋地说：“我

爱上海，我爱中国。”

国之交在于民相亲，民

相亲在于心相通。进博会

上，许多参展商来到上海的

背后，几乎都有中国合作伙

伴的身影，像在第三届进博

会上，马可和齐洛为了参展，

他们的中国合作伙伴龚利锋

专门进行了相关手续的申

请。在中国合作伙伴的帮助

下，像贝雕这样的小众商品，

在进博会上打开了更广阔的

市场。

除了能够迅速把展品变

成商品，进博会还是让中小企

业，特别是手工业者了解中

国，乃至全球市场的重要窗口。就像是一

个演员需要一个舞台，一个好产品也需

要一个好的市场。进博会上，展商不仅

会遇到中国的客户，更会发现全球的机

遇。首届进博会上，孟加拉国特有的黄

麻手工艺品大放异彩，此后的进博会上，

黄麻手工艺品的品类不断增加。目前，

孟加拉国的黄麻手工艺品不仅销往中国，

而且借助中国的电商平台卖向全球。

进博会不仅是一座桥、一扇窗，也是

一块“点金石”。不少其貌不扬的商品，

在连续参加进博会之后，往往出现“质”

的飞跃，像叙利亚古皂从简单几个品种，

变化出了  余种香型；巴基斯坦商人从

前几届进博会上盐灯热销得到启发，今

年带来了骆驼皮灯……消费者反馈为参

展商下一步的市场策略提供了参考。

“中国是一个神奇的地方，上海更是

给我带来好运。”这是像马可这样的商人

共同的心声。进博会不仅为他们打开了

中国市场，让他们收获了大量的订单，更

为他们提供了发力追赶的机会，并借助

进博会分享世界发展的机遇。
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短肠综合征患儿
摆脱或减少输注“束缚”

“我的愿望是去学校上学！”4岁罕见病

患儿果果（化名）的故事许多媒体都报道

过。在做完两次肠道手术后，果果的小肠

只剩下35厘米，被确诊为短肠综合征。严

重依赖肠外营养的他每天都需要输注

1200—1300ml的营养液，持续16个小时。

正常成人的小肠约有3至8.5米，而短

肠综合征成人患者的小肠长度往往小于

1.5米，儿童甚至只有几十厘米。在肠道手

术后，几乎所有短肠综合征患者都将需要

肠外营养和静脉输注支持，尤其对于肠道

适应不完全的患者，将终生需要肠外营

养。对于儿童来说，不仅影响正常的生长

发育，其产生的胆汁淤积、肠衰竭相关肝病

和导管相关并发症都可能危及生命。

去年进博会上，武田展出了用于治疗

短肠综合征的Teduglutide，该产品是目前

全球首个也是唯一一款批准用于短肠综合

征的人胰高血糖素样肽2（GLP-2）类似物，

在美国、欧盟及日本部分国家和地区作为

“孤儿药”获批。通过每日一次的皮下注

射，肠外依赖的患者可以摆脱或减少肠外

输注的“束缚”，改善生存质量。

今年5月，Teduglutide在海南医学院第

一附属医院乐城医院（慈铭博鳌国际医院）

实现了紧急临床用药的落地应用。而根据

乐城“带药离院”政策，经过充分评估后，患

儿可以实现在原治疗地用药进行后续治

疗，为家长照护提供了极大的便利。

“现在真的感觉‘轻舟已过万重山’。”

果果妈妈感慨地说，孩子注射药物3个月

后，极大地减少了输液时间，也减轻了照护

压力。如今孩子日输液量减少了50%，体重

增加2kg，身高也增长了2cm。“非常感谢国

家的好政策，感谢新华医院小儿外科的蔡威

主任及其团队医护老师的精心治疗和护理，

让孩子能够率先用上创新药，有机会脱离

肠外营养支持并恢复正常生活！”妈妈说。

血管性血友病患者

期盼创新药早日获批

罕见病患病人群少、市场需求少、药物

研发成本高，因而很少有制药企业关注其

治疗药物的研发。可以预防、治疗、诊断罕

见病的药品，被形象地称为“孤儿药”。今

年9月，国家卫生健康委联合6部委发布

《第二批罕见病目录》，罕见病目录病种从

121种增加至207种，这其中就包括短肠综

合征以及血管性血友病等。武田制药此次

还举办了一场罕见血液疾病领域专场发布

会，由8款创新产品组成的“罕见血液疾病

创新药家族”集体亮相，包括治疗血管性血

友病的注射用Vonicogalfa等。

在妈妈姚女士的记忆里，今年19岁的

妮妮（化名）自打出生起，就因为鼻出血不

得不常跑医院。十多年来辗转多家医院，

不明原因的出血始终无法有效控制。直到

2017年，通过基因检测，妮妮终于在上海交

大附属瑞金医院被确诊为血管性血友病。

血管性血友病患者严重时会发生内脏

出血，尤其是女性患者，每一次生理期都是

一场生死搏斗，甚至需要切除子宫以保命。

在发布会现场讨论环节，姚女士表示，女儿

每逢生理期都不得不住院输血，甚至还注射

过抑制生长发育的药物来推迟月经、避免出

血。如今，她最大的期盼就是用于治疗血管

性血友病的创新药物Vonicogalfa能尽快获

批，让女儿能得到针对性的规范治疗。

近年来，武田制药在罕见病领域开启

“加速模式”，每年进博会都带来多款罕见

病药物。武田中国血友病及罕见病事业部

负责人刘燕表示，期待通过进博会这一开

放、包容、普惠、平衡以及共赢的平台，推动

新药落地应用，加速为中国患者引进创新

治疗方案。

纵观这几届进博会的医疗展区，越来

越多的跨国药企带来罕见病新药。得益于

进博会的巨大溢出效应，创新药物和突破

性疗法在中国的审评审批及商业上市的速

度大大提升，相信新药好药将会加速惠及

中国患者，像果果、妮妮这样的患者，人生

将因此而改变。

进博观察
一个被设计成输液袋模样的巨型

气球，高高飘浮在进博会武田制药的展
台，吸引了众多目光。这个巨型输液袋，
展现的是短肠综合征（SBS）患者被高频
次、长时段输注所“束缚”的现状。

SBS是一种超罕疾病，
在中国尚无全国范围内
确切的发病率统计数
据，也缺乏有效的治疗
药物，患者只能长期依赖
肠外营养和静脉输注支
持，生存质量堪忧。武田
为什么要在进博会上展出
这样一个输液袋？听完它
背后的故事，你或许会了解
一家生物制药企业执着于开
发罕见病药物的初心。

本报记者 左妍

■ 飘浮在武田制药展台上方的

巨型输液袋 本报记者 刘歆 摄
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