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A.研究目的 

「シャルコー・マリー・トゥース病の診療向上

に関するエビデンスを構築する研究 」班（代表

研究者中川正法）と共同で、Charcot-Marie-Tooth

病（CMT）患者が自主的に登録する「CMT Patient 

Registry （CMTPR）」を構築し、CMT患者の診

療状況・自然経過を明らかにし、エビデンスに基

づいた臨床試験が行える体制を構築する。 

 

B.研究方法 

初年度は、Charcot-Marie-Tooth病（CMT）患

者が自主的に病歴、現在の症状、遺伝子検査の結

果などを登録する CMTPRシステムをシステム

会社（富士通）と共同で構築し、試験運用を行う。

次年度より、患者登録を本格的に開始する。患者

登録に際しては、CMT患者会と協力して行う。 

 

 

 

 

 

 

(倫理面への配慮) 

調査研究の対象とする個人の人権（発症者およ

び発症者の家族のプライバシーを厳重に保護す

るために，全てのアンケートは匿名化し，振り宛

てた番号にてのみ取り扱うことなど）を擁護する。

研究への協力の有無に関わらず患者に対して不

利益にならないよう配慮する．得られた結果の公

表に当たっては個人が特定できないよう配慮す

る．本研究計画は京都府立医科大学臨床倫理委員

会で承認されている（RBMR-C-818-1）。 

 

C.研究結果 

富士通と委託契約を行い、CMTPRシステムを

構築した。初期システム作成費および維持管理費

にかなりの財政負担がかかった。最終的に、患者

自身によるWEB登録と研究班事務局からの電話

調査を併用することとした。本システムにより、

CMT患者の実数および国内分布・療養状況・生

活状況、CMT患者の自然史が明らかになること

が期待される。さらに、将来の臨床治験実施の体
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制整備と国際的な患者登録システムとの連携も

可能と考える。CMTPRシステムを構築したので、

班会議にてデモンストレーションを行った。 

 

D.考察 

CMT患者レジストリーである CMT Patient 

Registry (CMTPR）は、CMT患者が自主的に病

歴、現在の症状、遺伝子検査の結果などを登録シ

ステムとして作成した。システム構築に関して、

かなり高額な費用を必要とした。患者さん自身に

登録して頂くために分かりやすい画面作成に苦

慮した。早急に試験運用を開始し、改良を加えた

上で次年度からの患者登録を本格的に開始する

予定である。また、英国、米国の CMT患者会と

インターネットを通じて国際的な共同研究体制

を構築し、将来的な臨床治験の体制を整える。な

お、患者登録に際しては、CMT友の会と連携し

て行う予定である。 

 

E.結論 

 CMTPRシステムの開始・普及により、わが国

における CMT患者の疫学、診療状況、自然経過

の解明が期待される。 
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