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国际罕见病日：唱响生命赞“戈” 

我国首部《戈谢病患者长期生存状况调查（2019）》出炉 

 
 

• 以国内首个罕见病慈善援助项目的 130 余名患者真实世界数据为依托 

• 报告显示，有 59%的戈谢病患者曾被误诊过，70%的戈谢病患者需要经过多家医院诊断才能

确诊 

• 戈谢病患者的疾病经济负担极重，经过赠药、报销后，经济负担降低了 94% 

• 接受长期规范治疗后，戈谢病患者可以正常结婚生子、学习工作、回归社会 

 

 

2019 年 2 月 24 日，中国北京 – 在第 11 个国际罕见病日即将到来之际，中国首个罕见病慈善

援助项目：中华慈善总会思而赞慈善援助项目迎来了 10 周年庆典。会上我国首部《戈谢病患者长期

生存状况调查（2019）》（以下简称：《生存调查》）正式发布。《生存调查》首次聚焦于我国戈

谢病领域患者生活状况，依据思而赞慈善援助项目 10 年以来积累的戈谢病诊疗的真实世界数据，客

观地反映了 130 余位戈谢病患者目前的生活状况。报告显示，戈谢病的误诊率高，确诊难，诊断时

间长；慈善援助与医保报销明显降低了患者经济负担；大多数戈谢病患者在接受长期规范的治疗后，

可以正常结婚生子、学习工作、回归社会，对于未来充满期望。 

中华慈善总会常务副会长王树峰表示：“今年是思而赞慈善援助项目的 10 周年，也是中国戈谢

病治疗的 20 周年。从《生存调查》中我们欣慰地看到项目中的患者不仅延续了生命，更以自身的价

值来回馈社会。报告同时指出了戈谢病群体目前未被满足的需求。我们希望能继续和社会各界携手，

使我国罕见病的整体诊疗水平得到提高，医疗制度进一步完善。” 
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10 年同舟，慈善项目助力新生 

22 岁的晓希（化名）正在读大四，接近 170 的身高，开朗的性格让人不敢相信她是一名戈谢病

患者。“我是三岁确诊的，当时身子很小肚子却很大，一直流鼻血，家里人就带着我去医院看病。”

晓希回忆道。没想到，这一“看”就是几年，从南京，到上海，再到北京。终于，确诊了。晓希的父

母却被告知，这是戈谢病，罕见病的一种，目前无法治愈，只能终身用药。 

北京协和医院儿科的邱正庆教授介绍：“戈谢病是一种罕见遗传性的代谢疾病，患者体内缺乏葡

糖脑苷脂酶，主要症状为生长发育落后，肝脾肿大，贫血，患者往往多器官功能损伤，甚至会危及生

命。2/3 的戈谢病患者在儿童期发病。酶替代治疗是目前国内唯一经过批准的戈谢病特异性药物治疗

手段。”不幸中的万幸是，因早在五岁多时晓希就开始接受伊米苷酶（思而赞®）的注射治疗，她的

身高和外形都没有受到影响。正如《生存调查》中的其他患者一样，对于未来，她充满期待：“希望

能去读硕士”。 

项目推行 10 年以来，像晓希这样的患者还有 130 余名，他们经过项目内的持续治疗大都已重返

正常生活。而他们的经历也让其他罕见病患者看到了希望。晓希说：“可以说这个项目改变了我的一

生”。 

 

廿念不忘：戈谢病领域 20 年巨变 

戈谢病这个名字曾是邹正涛儿时的噩梦。2 岁时，邹正涛被确诊为戈谢病，发育受到严重影响，

生命垂危。当时，国内对于戈谢病乃至罕见病的认知严重不足，整个北京记录在册的戈谢患者不过数

例，整个中国没有任何治疗药物。1994 年，由赛诺菲研发的戈谢病治疗药物——注射用伊米苷酶

（思而赞®）在美国上市。两年后，9 岁的邹正涛终于得到治疗。1999 年，赛诺菲与世界健康基金会

合作，为包括邹正涛在内的戈谢病患者提供无偿药品援助，这一援助就是 20 年。这期间，几经辗

转，项目合作方变更为中华慈善总会， 2009 年，该项目正式更名为“思而赞慈善援助项目”。但自

始至终，这个项目给予戈谢病患者的帮助一直在继续。 
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2009 年，思而赞®在中国上市，戈谢病不再是无药可治；2015 年，《中国戈谢病诊疗专家共

识》出台，大大促进了戈谢病的规范化诊疗；2016 年，青岛模式、浙江模式等地方医保新模式让罕

见病患者及家庭看到更多的希望；2018 年，国家五部委联合发布《第一批罕见病目录》，共有 121

种疾病被收录其中，这被业内视为罕见病保障历史性的突破；2019 年 2 月份，国务院总理李克强主

持召开国务院常务会议,决定对罕见病药品给予增值税优惠；近日，国家卫生健康委签发了建立全国

罕见病诊疗协作网的通知。 

20 年来，无论是诊疗手段、社会认知及关注、还是国家政策等各方面，中国戈谢病在内的罕见

病领域已发生翻天覆地的变化。而这些改变还将继续。 

 

同心协力，谱写生命赞”戈” 

全国政协委员、北京大学第一医院儿科教授丁洁表示：“近年来，国家针对罕见病接连出台了多

项医疗惠民政策，今年即将实施的罕见病药物减税政策更是有望进一步减轻罕见病患者用药负担。很

高兴看到中华慈善总会援助下的戈谢病患者能够重回健康生活，但就罕见病的整体诊治而言，还有更

多患者需要接受标准治疗，而罕见病药物制度和医疗保障体系的完善不能单靠企业和社会慈善组织的

援助，需要建立以政府为主导，社会力量协助的新模式。” 

赛诺菲中国副总裁、特药事业部总经理吴清漪女士说:“很高兴能与各方合作伙伴共同见证这一

里程碑时刻。作为首批进入中国的跨国制药企业之一，同时又是罕见病领域的全球领先企业，赛诺菲

不仅陪伴并见证了中国罕见病领域的发展，也非常感谢中国政府及各级合作伙伴的一路支持。未来，

我们将继续努力，不仅推动更多高质量罕见病药品在中国上市，更与政府、学会及各方合作伙伴携

手，为帮助更多患者实现‘病有所医’、‘医有所药’奉献我们的力量”。 
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关于赛诺菲 

赛诺菲致力于帮助人们应对健康挑战。我们是一家全球生物制药公司，专注人类健康。我们用疫

苗预防疾病，提供创新的治疗方案减轻病痛和困扰。我们助力罹患罕见病的极少数人，也支持长期受

慢性病困扰的千万患者。 

 

赛诺菲共有 10 万余名员工，遍及 100 多个国家， 致力于将科学创新转化为医疗健康解决方案。 

 

    Sanofi, Empowering Life. 赛诺菲，让生命绽放。 
 

关于赛诺菲中国 

    赛诺菲于 1982 年进入中国，总部位于上海，业务覆盖制药、人用疫苗和消费者保健。集团在北

京、天津、沈阳、济南、杭州、南京、武汉、成都、广州、福州和乌鲁木齐共设有 11 个区域办公室，

并在北京、杭州和深圳建有三家生产基地。赛诺菲在中国约有 9,600 名员工。 

 

    赛诺菲在上海设有中国研发中心和亚太研发总部，在成都设有全球研发运营中心,并在苏州设有

全球研究院。我们的研发专注于中国与全球的高发疾病，如肿瘤、免疫类疾病、代谢性疾病等。 

 

    如需了解更多信息，请访问 www.sanofi.cn，或关注“赛诺菲中国”微信公众号。 
 

 

联系人 

 

媒体关系  

姓名：周荣蓉  

电话：+86 21 2226 6462  

邮件 ：Audrey.Zhou@sanofi.com  

 
 
赛诺菲前瞻性声明 
    本新闻稿包含前瞻性声明。前瞻性声明并非对历史事实的陈述。这些声明包括预测和估计及基本假设，对于公司未来计
划、目的、意图的陈述，对未来财务状况、事件、运营、服务、产品开发和潜力的展望，以及关于未来业绩表现的陈述。通
常可以利用诸如“期望”、“预期”、“相信”、“打算”、“估计”、“计划”等词语，以及类似表达作为判定前瞻性声明的依据。
尽管赛诺菲管理层认为该篇前瞻性声明中所反映的预期具有合理性，投资者仍需注意这些前瞻性信息和声明受制于诸多风险
和不确定性因素，其中许多难以预测且通常不被赛诺菲所控制，这可能导致实际结果和发展与前瞻性信息和陈述中所表达、
暗示或预测的信息存在重大差异。这些风险和不确定因素主要包括研究和开发中固有的不确定因素，未来的临床数据和分
析，包括产品上市后所获取的数据和所进行的分析，监管当局的决定，例如美国食品及药物管理局或欧洲药品管理局关于是
否及何时批准任何药品、医疗器械或可能备案用于候选产品的生物用品上市的决定，以及这些机构关于产品标识和其他可能
影响此类候选产品的可用性及商业潜力等事宜的决定，获得批准的候选产品不能保证肯定获得商业成功，未来替代性疗法的
获批及其商业上的成功，集团受惠于外部增长机会的能力，汇率变化趋势与普遍利率，成本控制政策及由此带来的结果，已
发行股份的平均数以及赛诺菲在公开呈报给美国证券交易委员会（SEC）和法国金融市场管理局（AMF）的报告中已作讨
论或明确的部分，其中包括列于表 20-F 的赛诺菲年度报告（截止日期 2019 年 12 月 31 日）中的“危险因素”和“前瞻性
声明警示”。除非存在可适用的法律规定，赛诺菲不承担更新和修改任何前瞻性信息和陈述的义务。 
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