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血液疾患群についての検討 
小児期の血液疾患を対象にした小児慢性特定疾患治療研究事業の 

疫学データとしての利用可能性について 

研究分担者：小原 明   （東邦大学医学部医学科小児科学講座小児血液学教授） 
七野 浩之 （国立国際医療研究センター小児科医長） 

 
A. 研究目的 

小児慢性特定疾患医療助成対象でありながら、

難病指定されていない血液疾患のなかから先天

性溶血性貧血を対象にし、小慢事業登録データ

から難病指定申請に必要な情報の収集可能性に

ついて明らかにする事。 
 

B. 研究方法 

助成対象疾患「先天性溶血性貧血」を平成 25
年事業登録データから抽出する。このデータから

意見書提出時の臨床状況を解析する。 
 
 
 

（倫理面の配慮） 
本研究で用いた小児慢性特定疾患治療研究事

業における医療意見書登録データは、申請時に

研究への利用について患児保護者より同意を得

た上で、更に個人情報を削除し匿名化してデータ

ベース化されている。したがって、匿名化された事

業データの集計･解析に基づく理論的研究であり、

被験者保護ならびに個人情報保護等に関する特

別な倫理的配慮は必要ないものと判断した。 
 

C. 研究結果 

25 年度申請書（意見書）は遺伝性球状赤血球

症 185 例、遺伝性楕円赤血球症 2 例、G6PD 欠乏

性貧血 7 例、PK 欠乏性貧血 3 例、鎌状赤血球症
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1 例、サラセミア 9 例、異常ヘモグロビン症 1 例、合

計 205 例であり、内 36 例が初回申請であった。（表

１） 
この小慢平成 25 年度意見書データを同年の日

本小児血液・がん学会疾患登録データと比較する

と、学会データにある新規診断症例数 61 例と小慢

データの初回申請症例数 36 例に大きな開きがあ

り（表１）、診断と初回申請の時間間隔が大きくず

れていることが判った。 
そこで小慢データで最多病型である遺伝性球

状赤血球症の初診年度別症例数と発症年度別症

例数を比較すると（図 1）、多くの患者が発症・初診

から長時間経過後に小慢初回申請されている事

が明らかであった。 
更に 25 年度小慢継続申請された遺伝性球状赤

血球症 149 例の臨床情報を検討した（図 2）。この

中で発症後 10 年以上経過していると思われる 64
例に注目し、そのヘモグロビン Hb 値と年齢を検

討すると、Hb<10g/dl の 24 例はいずれも摘脾術が

可能な年齢で、診断後 10 年以上経過している状

態での診療の適切さに疑問があった。逆に 64 例

の内、継続申請時の年齢 15 歳以上の 15 例では

Hb<10 の貧血症例は 1 例のみであり、継続申請の

適切さに疑問があった。 
 

D. 考察 

25 年度小慢事業登録データ「先天性溶血性貧

血」の解析から、発症・診断・小慢申請の時間的な

ズレが明らかであり、小慢事業データを基にした診

療実態把握には限界が見て取れた。すなわち診

断初期の治療必要性評価など疾患の実態把握や、

初期の治療内容情報による適切な治療の普及状

態の評価などには、小慢事業データには限界が

あった。 
慢性血液疾患である遺伝性球状赤血球症の臨

床状態を、発症後 10 年以上経過した患者の継続

申請意見書から検討すると、摘脾が適切な時期に

行われていない実態、15 歳以上で貧血の無い患

者に不要な小慢意見書が発行されている可能性

が明らかになった。 
以上の小慢事業データの限界から、先天性溶

血性貧血を指定難病に申請するためには、新たに

臨床状態と医療必要性について調査する事が必

要であることが判った。したがってこの目的の為に

は、小慢事業データを一次データとする二次調査

（利活用）が是非とも必要であり、これを実行するこ

とで真に医療が必要な先天性溶血性貧血患者へ

の適切な助成が達成されるものと考える。 
 

E. 結論 
先天性溶血性貧血を指定難病に申請するため

には現状の事業登録データでは不足であり、二次

調査が必要である。 
 
F. 健康危険情報 

本分担研究に関して、該当する情報なし。 
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H. 知的財産権の出願・登録状況（予定を含
む。） 

1. 特許取得/実用新案登録/その他 

なし/なし/なし 
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