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Ａ．研究目的 

 有機酸代謝異常症の患者の親を中心にして患

者会が組織されている。有機酸代謝異常症の研

究は患者登録やそのナチュラルヒストリーの検

討ななど、患者会と協力して進めていかなけれ

ばならないことが多い。今年度は有機酸代謝異

常症患者会をはじめとする多くの患者会で構成

されている、第４回先天代謝異常症患者会フォ

ーラムの開催を支援したので、その概要を報告

する。 

Ｂ．Ｃ．研究方法および研究結果 

第４回先天代謝異常症患者会フォーラム開催概

要 

テーマ：明るい未来へ手を繋ごう 

日時：2015 年 11 月 29 日(日)9:30～15:30 

場所：東京慈恵会医科大学(新橋) 

1 号館 5階講堂、6階講堂 

参加者数 

☆患者家族：４５名（お子様３名含め） 

☆医療従事者：２２名 

☆企業：２９名 

☆慈恵会医科大学音楽部管弦楽団１９名。 

☆ウェブ参加者  ３６名 

参加された患者家族会は１４団体。 

PKU 親の会連絡協議会 

ニーマンピック病 C型患者家族の会 

全国尿素サイクル異常症患者と家族の会 

glut1 異常症患者会 

ファブリーnext 

全国ファブリー病患者と家族の会 

ポンペ病患者会 

MPS 患者家族の会 

MLD 患者会 

ALD の未来を考える会 

日本ゴーシェ病の会 

小児神経伝達物質病家族会、 

ミトコンドリア病家族会 

ひだまりたんぽぽ 

講演 

 講演 1「先天代謝異常症における肝移植のイン

パクトについて」 高柳正樹(帝京平成大学)  

講演 2「いま世界で臨床応用が行われている遺

伝子治療について」 大橋十也(東京慈恵会医科

大学) 

講演 3「特殊ミルクの現状について」 金子哲

夫（明治乳業株式会社） 

講演 4「米国の先天代謝異常症の患者さんはど

うしているの？」 大石公彦先生(米国マウント

サイナイ病院) 

講演 5「大きく変わった小児慢性疾患、難病対

策の最新情報」掛江直子先生(国立成育医療研究

センター)  

講演 6「患者登録に関する情報提供」徐朱玹先

生(国立成育医療研究センタ―／JaSMIn 事務局)  

研究要旨 

2015 年 11 月 29 日(日)に東京慈恵会医科大学において第４回先天代謝異常症患者会フォー

ラムを開催した。１４の患者会が参加した。６つの講演を実施した。患者会の連合組織として

の形態の確立や財政面での安定性の保証など、多くの問題点を十分に検討、協議して、持続性

のある運動体を形成していく必要がある。 
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1.  論文発表

なし 

2.  学会発表

なし 

                  

Ｇ．知的財産権の出願・登録状況
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1. 特許取得

なし 

 2. 実用新案登録

なし 

 3.その他 

 なし 
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