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研究要旨 

 米国では先天代謝異常症の治療に用いられる食品はメディカル・フードとして承認され、医

療保険や償還の対象となる。しかし、その対象疾患、適応範囲は州によって異なっている。乳

児用治療乳は多くの州で給付の対象となっているが、低たんぱく食品は適応外となっている州

が少なからずあるのが問題となっている。患者家族の自己負担金の割合が多いのも低たんぱく

食品であった。我が国では乳児用治療乳（特殊ミルク）は医薬品と登録品に2分されているが、

将来的にはメディカル・フードとして一括して、医師の処方箋で購入できるようにすべきであ

る。低たんぱく食品は高額であり、患者の経済的負担を軽減する対策が必要である。

Ａ．研究目的 

1953年ビッケルらはフェニルケトン尿症（PKU）

の患児にフェニルアラニン制限食を実施し、その

重篤な症状が改善することを初めて報告した。そ

の後、他のアミノ酸・有機酸代謝異常症などにお

いても食事療法が有効であることが明らかにさ

れ、食事療法は先天代謝異常症の治療法の一つと

して認められる様になった。食事療法の基本は自

然たんぱく質の摂取を制限し、有害となる栄養成

分を除去した特殊ミルクと低たんぱく食品を用

いて不足分の栄養素を賄う治療法である。先天代

謝異常症の食事療法に用いる食品は米国ではメ

ディカル・フードとして提供され、医療保険や償

還制度の対象となっているが、州ごとに適応が異

なっている。今回、米国のメディカル・フードの

供給と経済的支援制度、患者負担について調査を

行い、我が国での医療用食品の安定供給に向けて

政策提言に資する比較研究を行う。 

 

Ｂ．研究方法 

資料による文献調査を行う。 

（倫理面への配慮） 

 該当しない。 

 

 

Ｃ．研究結果 

１．メディカル・フードとその規制管理について 

 米国ではメディカル・フード（Medical Food；

医療食）というカテゴリーがある［1］。メディカ

ル・フードとは「医師の指示の下に、経口もしく

は経腸的に投与されるように処方された食品で、

科学的に明らかにされた原則に基づき、栄養学的

必要性が医学的評価により立証された疾患や病

状に対して、特定の栄養管理を行うための食品」

と定義される。その起源は、1941 年に米国食品

医薬品局（FDA; Food and Drug Administration）

が栄養素の強化食品を区別するために設置した

「特別用途食品 Foods for Special Dietary Use 

(FSDU) 」の制度化に遡る。メディカル・フード

は 1972 年以前には「薬品」として位置付けられ

ていたが、その食品開発を促進させるために1972

年に「特別用途食品」として定義づけられること

になった。1983 年には、希少疾病を治療する薬

品の開発・商品化を促進させる目的で「希少疾病

医薬品法(Orphan Drug Act)」が制定された。1988

年に希少医薬品法は改正され、メディカル・フー

ドは「特別用途食品」ではなく、正式に上記の定

義が採用され、「稀少疾患用医療食品」の一部と

して扱われるようになった。表 1にメディカル・

フードと医薬品の相違点を列挙した［2］。 
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表 1．米国のメディカル・フードと医薬品の相違点 

 
 

 1 歳以降の小児や成人に用いられるメディカ

ル・フードは特定の病状を治療することが目的で

あるため、Nutrition Labeling and Education Act 

of 1990 （栄養表示と栄養教育に関する法令）で

義務付けられる nutrition labeling（栄養表示）、

health claims（健康強調表示）や nutrient 

content claims（栄養素成分含有表示）は免除さ

れている。しかしメディカル・フードは Good 

Manufacturing Practices（医薬品適正製造基準）

の要件を準拠しなくてはならない。低たんぱく食

品などのメディカル・フード（乳児用粉乳は除外）

は市販前の審査は必要なく、FDA に登録する必要

はない。すべての食品製造業者と同じく、メディ

カル・フードを製造するメーカーは FDA に登録し、

FDA の検閲を受けなくてはいけない［3］。 

 一方、先天代謝異常症等の治療に用いられる乳

児用調製粉乳は FDA により規制され、exempt 

infant formula（例外乳児用調製乳）として分類

されている。例外乳児用調製乳とは先天代謝異常

症、低出生体重児や医学的、栄養学的に問題のあ

る乳児向けの調製乳である。乳業メーカーは①そ

の粉乳が治療の対象としている病状の詳細な記

載、②一般調製粉乳と異なっている理論的根拠、

③使用の対象となる特定の疾患名を示さなくて

はいけない。新規の例外乳児用調製乳は市販の

90 日前にメーカーから FDA に通知することが義

務付けられている［3］。 

 

２．メディカル・フードの種類 

 メディカル・フードは、広義には①有害なアミ

ノ酸を除去したたんぱく質（アミノ酸）を含む食

品（メディカル・フォーミュラなど）と②通常の

食品の代替物として用いる低たんぱく食品に大

別される（表 2）。①の代表的食品は PKU に用い

るフェニルアラニン除去ミルクであり、一般的に

小売店では市販されていない。②は低たんぱくの

米や小麦粉、パン、パスタなどである。米国では

アミノ酸、ビタミン、カルニチンなども dietary 

supplements（栄養補助食品）としてメディカル・

フードに含まれるが本稿では言及しない。表 3に

米国で市販されているメディカル・フォーミュラ

の製造業者リストを示す。我が国との大きな違い

は乳児用粉乳以外にも、1歳以降、小児や成人に

も用いられる粉乳や、粉末・液状・棒状の様々な

メディカル・フードがあることである［3］。 
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表 2. 米国におけるメディカル・フードの種類 

 
 

３．供給体制 

 米国では先天代謝異常症に用いられるメディ

カル・フードの医療保険の適応に関して統一した

補償の範囲は決められておらず、州によって様々

である。Patient Protection and Affordable Care 

Act（患者保護並びに医療費負担適正化法）は費

用分担なしに医療保障政策に新生児スクリーニ

ング事業を含むよう義務付けているが、国の政策

は治療に関する費用については義務づけていな

い［3］。全米 50 州のうち、先天代謝異常症に用

いるメディカル・フードに対する保険適応を法的

に義務付けているのは 38州だけである［4］［5］。

これらの州では、法律を制定し医療保険によりメ

ディカル・フードの費用をカバーさせる制度を作

っている。しかし、適応範囲に関する政策は州に

よって異なり、例外や除外規定も存在する。適応

疾患として PKU のみを対象としているのが 6 州、

PKU以外にもいくつかの先天代謝異常症を対象に

含めているのが 16 州、すべての先天代謝異常症

を対象としているのは 16州であった［5］。また、

18 州では成人患者への適応がない［4］。メディ

カル・フードを管轄する法的制度を持っている州

のほとんどで乳児用治療乳（メディカル・フォー

ミュラ）は医療保険の対象とされているが、低た

んぱく食品が保険適応となっているのは 3/4 の

州にすぎない。また、一部の州では新生児スクリ

ーニングプログラムの一環としてメディカル・フ

ードへの支払い、提供を行っている。 

 メディカル・フードの法的義務付けを承認して

いない 12 州では低所得者に対する公的医療保険

である Medicaid（メディケイド）を通じてか、

もしくは州の他の専用財源を用いて通常 PKU の

治療に対してのみ支援を行っている。これらの州

では低たんぱく食品に対する保険適応や償還は

認めていない。  

米国のメディカル・フードに対する医療保険・

償還制度は、州ごとの不均一な適応範囲、思春期

以降の患者に対する給付の停止、妊娠中の治療に

対する補償の拒否、メディカル・フードの種類に

よる適応の制限、さらには支給額に上限を設定す

るなど継ぎはぎ細工になっているのが現状であ

る［3］。 

 

４．患者・家族が必要としている医療用品 

 Berry らはメディカル・フードを使用している

305 名の 18 歳未満の先天代謝異常症患児の両親

を対象に、メディカル・フードの種類、購入先、

医療保険の種類と適応範囲、自己負担分（out of 

pocket, OOP）についてアンケート調査を行った

［6］。この論文では医療用品を①メディカル・フ
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ード（特定の有害な栄養成分を除去した食品；乳

児用粉乳、粉末、bar など）、②低たんぱく食品

（modified low-protein foods；低たんぱくパン、

パスタなど）、③栄養補助食品（ dietary 

supplements）、④乳幼児用給餌用品（feeding 

supplies）と分類している。 

 医療保険の加入状況では305名中3家族のみが

加入していなかった。25％は医療保険による補償

を受けるため複数の資金源を保有していた。メデ

ィケイド（55％が加入）と民間医療保険（52％が

加入）が、部分的にもしくは全額補償される医療

保険の一般的な資金源であった。 

 医療用品の購入先については、使用する製品ご

とに様々なルートで購入していることが明らか

となった。メディカル・フードに関しては、薬局

（34％）、病院・診療所（18％）、保健局（14％）、

医療用品販売店（12％）であった。栄養補助食品

は 2/3 以上の家族が薬局から購入していた。対照

的に低たんぱく食品は、41％がインターネット経

由、16％が健康食品店、14％が直接製造業者から

購入していた。乳幼児の給餌用品の購入先に関し

ては薬局（32％）、医療用品販売店（17％）、診療

所（18％）であった。 

 多くの患者は栄養療法のために複数のカテゴ

リーの製品を必要としている。305 名の患者が必

要としている製品をカテゴリー別に示すと、メデ

ィカル・フードが 84％の患者で必要とされ、以

下低たんぱく食品が 59％、栄養補助食品が 50％、

乳幼児用給餌用品が 50％であった。 

 図 1 にカテゴリー別に掛かった費用の支払い

源を示した。メディケイドはメディカル・フード

の 40％、栄養補助食品の 35％、給餌用品の 31％

をカバーしていることが分かる。民間医療保険も

メディカル・フードの 30％、栄養補助食品の 32％

をカバーしている。自己負担金に注目すると低た

んぱく食品では 60％が自己負担であった。その

他のカテゴリーにおける自己負担の割合はメデ

ィカル・フード 11％、栄養補助食品 26％、給餌

用品 33％がとなっている。 

 

 

図 1 医療用品別費用の支払い源の割合 

 

５．患者・家族の負担 

 図2に1か月間に掛かる自己負担金の額を製品

別に示した。1か月の出費額の中で自己負担金の

割合が最も多いのは低たんぱく食品で、患者全体

の 48％で月 100 ドル以上の自己負担となってい

る。以下、100 ドル以上の自己負担の割合は、メ

ディカル・フードで 21％、栄養補助食品で 11％、

給餌用品で 6％であった。また、月 500 ドル以上
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の自己負担の割合は、メディカル・フードで4％、

低たんぱく食品で 5％、栄養補助食品で 2％、給

餌用品で 3％であった。 

 米国では狭義のメディカル・フード（乳児用の

治療用粉乳や離乳期以降のたんぱく質代替食品）

や栄養補助食品は多くの場合医療保険の対象と

なっている。これらは先に示したように薬局や医

療機関など、医療施設から購入されることが多く、

保険でカバーされやすい理由であると推測され

る。一方、低たんぱく食品に関しては未だ州によ

り適応外であることが多く、その結果自己負担金

が多い。購入先の多くがインターネット経由や製

造業者など医療施設以外が多いことも保険適応

になりにくい理由と推測される。 

 

 
図 2. 医療用品別１か月間に掛かる自己負担金 

 

Ｄ. 考察 

 米国では、先天代謝異常症の治療に必要な食品

はメディカル・フードとして認められているが、

対象となる疾患や医療保険・償還制度の適応範囲

は州ごとに異なっている。乳児用の治療乳

（medical formula）に対してはほとんどの州で

給付の対象となっていることが明らかになった

が、低たんぱく食品は未だ適応になっていない州

も多く、大きな問題となっている。 

 我が国の先天代謝異常症用の治療乳は、2品目

が医薬品として保険収載され、22 品目は登録特

殊ミルクとして特殊ミルク事務局より主治医に

無料で提供されている。登録品の対象年齢が 20

歳未満という問題はあるが、医師の指示の元に患

者に届けられる優れた方法であると言える。しか

し、離乳期以降に必要となる低たんぱく食品の供

給に関して公的補助はなく、全額患者の自己負担

となっている。2009 年に PKU 親の会連絡協議会

で行われた 18 歳以上の患者に対するアンケート

調査によれば、低たんぱく食品に掛かる支出は回

答者 41 名の内、18 名（44％）が月 10,001～20,000

円、7 名（17％）が 20,001～40,000 円、1 名が

40,001～60,000 円であった［7］。米国でも低た

んぱく食に関しては自己負担が多く、図 1に示す

様に支払い源の 60％になっている。しかし、残

り 40％の支払いは医療保険でカバーされている

訳で、我が国でも今後治療に必要な低たんぱく食

品も医療保険や償還制度の対象とすべきである

と考える。 

 米国ではメディカル・フードとして 1歳以降の



- 94 - 

たんぱく代替食品として粉末、液状、棒状の製品

が存在している。さらに治療用粉乳に関しても乳

児用のみではなく、小児用、成人用と年齢別の治

療乳が開発されている（表 3）。年齢により必要

エネルギー、たんぱく摂取量も変化することを考

えれば、合理的な製品であると言える。食事療法

は年長児になるに従って、コンプライアンスが不

良となりやすい。たんぱく代替え食品や低たんぱ

く食品の選択肢が増えることは、コンプライアン

ス向上にも役立つと考えられ、我が国でも開発さ

れることが望ましい。 

 

表 3. 米国のメデイカルフードと製造業者 

 

 

 先天代謝異常症早期発見のための新生児スク

リーニングは国際的に最も成功した公衆衛生事

業である。我が国では 1977 年から国家事業とし

て全国的に開始され、2011 年度からはタンデム

マス法の導入により、対象疾患が拡大された。早

期発見・早期治療により患児は障害を免れること

が可能となったが、先天代謝異常症の多くは合併

症を防ぐために、生涯治療を継続しなくてはなら

ない。治療の基本は食事療法であり、20 歳以降

も治療用粉乳（特殊ミルク）、低たんぱく食を継

続する必要がある。我が国の治療用特殊ミルクは

医薬品と登録特殊ミルクに分けられているが、乳

業メーカーの負担の大きさを考えると一括して

メディカル・フードとして承認し、医療保険で賄

われるのが良いと考えられる［8］。その際、メデ

ィカル・フードの規制は米国同様、医薬品として

ではなく、食品として行うべきであろう。低たん

ぱく食品は高額であり患者家族負担が大きい。今

後、特殊ミルクの安定供給体制を構築するだけで

はなく、低たんぱく食などの医療用食品に関して

も患者負担軽減策を講じるべきであろう。 

 

Ｅ. 結論 

米国では先天代謝異常症に用いる食品はメデ

ィカル・フードとして認められ、その中でも乳児

用治療乳はほとんどの州で医療保険の対象とな

っている。しかし、低たんぱく食品に対する保険

適応は州によって異なり、問題となっている。我

が国の乳児用治療乳は医薬品と登録品に２分さ

れているが、将来的にはメディカル・フードとし

て一括し、医師の処方箋で購入すべきであろう。

さらに治療に不可欠な低たんぱく食品に対して
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も、患者家族の経済的負担軽減策を講じる必要が

ある。 
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