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研究要旨 

本研究は、患者自らが研究者と協働し、最新の IT 技術を用いてデータベースを構築す

るための端緒となる。希少疾患や難治性疾患患者による患者主体の患者レジストリを作成

し、最新の IT 技術を用いてデータベース化する。患者報告アウトカム（Patient-Reported 

Outcome; PRO）をテキストマイニング等の手法を用いて解析する。この研究により、希少

疾患や難治性疾患に対する全人的、個別的、継続的データを蓄積することができる。これ

らのデータは新規医療技術開発の際の臨床評価項目として使用可能であり、患者主体の医

療の実現に向けて、医療の質を改善することが期待される。欧米では徐々に PRO が評価基

準として用いられているが、我が国ではまだ用いられていないため、フォン・ヒッペル・

リンドウ（VHL）病患者会の協力を得て、我が国でも患者レジストリの作成や、PRO を用い

た新規医療技術開発の可能性を検討した結果を述べる。 
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Ａ．研究目的 

難治性疾患の新規治療技術の開発のためには

病気の経過を患者ごとのレジストリとしてまと

め、疾患単位で参照できるように収集する必要が

ある。このため、本研究では患者主体の患者レジ

ストリとPROを含めたデータベース構築の可能性

を検討する。 

Ｂ．研究方法 

 VHL 病患者会の協力のもと、平成 24 年度は、

インターネットを介して、患者自らが研究者と

協働して患者レジストリの作成を行った。平成

25 年度は、患者レジストリに登録された患者に

紙媒体の自己記入式質問票を送付し、自己記入

式質問票の回収率と回答率を検討し、PRO が新規

医療技術開発の際の臨床評価項目として使用可

能性を評価した。 

（倫理面への配慮） 

患者団体、患者支援団体が中心となり、調査視

点が調査対象と重なるために、倫理的問題がおき

にくいが、患者レジストリの作成には、患者の自

発的な入力や協力を前提とするだけでなく コン

ピュータ上での情報管理や文書管理を徹底した

上で、個人情報の扱いに関する十分な説明を行っ

たうえで行う。 

Ｃ．研究結果 

患者レジストリの登録サイトのユーザーイン

ターフェイスは秀逸で、非常に操作しやすいも

のであった。我々は VHL 病の全国疫学調査をお

こなってきたが、VHL 病の様に複数の診療科を受

診する疾患では、患者の重複登録の問題が生じ

る。このため正確なデータベースの構築には時

間と労力が必要である。本研究のシステムであ

れば信頼性の高い患者レジストリを構築できる

と考える。PRO の回収率は 51％、回答率は 88％

と高率であった。有効な薬剤のない希少疾患患

者において、直接利益をもたらす可能性のある

臨床試験であれば、積極的な参加が期待できる

と考えられた。したがって信頼性や妥当性を担

保された PRO は、本邦においても新規医療技術

の評価に十分使用できる可能性が示された。 

Ｄ．考察 

近年、欧米では新規薬剤の臨床試験の評価項
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目に患者の症状や QOL を反映しやすい PRO を用

いられてきているが、本邦では PRO を積極的に

使える環境がなかった。この研究では、IT 技術

を駆使して患者レジストリの作成や PRO の信頼

性や妥当性の検討を行った。有効な薬剤のない

希少疾患や難治性疾患患者は、新規医療技術に

関する関心が高く、本研究で試みた様な患者レ

ジストリへの積極的な参加が期待できる。自己

記入式質問票にも積極的に回答しており、PRO

の信頼性や妥当性も担保されると考えられた。

この様に患者が積極的に参加できるシステムに

より患者の症状や QOL や療養環境を反映した治

療研究が可能になる。治療研究・治験における

PRO 評価の方法を確立し、 閲覧可能にすること

で専門研究者がおこなう治療技術開発研究が支

援され、研究期間の短縮も期待される。 

Ｅ．結論 

希少疾患や難治性疾患における患者レジスト

リと PRO の組み合わせは、新規医療技術開発の

際の重要なデータベースとして使用できる可能

が示された。 
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