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研究要旨：門脈血行異常症分科会は、肝外門脈閉塞症、特発性門脈圧亢進症、バッド

キアリ症候群を対象に、疫学調査やガイドラインの作成など成果を挙げてきた。しか

し、門脈血行異常症の研究は、主に成人を対象としたものであった。今年度は、小児期

発症の門脈血行異常症と Fontan関連肝疾患（FALD）を新たな対象とし、その実態調査の

体制作りを行った。 

研究目的は、小児の門脈血行異常症と FALD患者の診療指針・ガイドラインを作り、患

者の QOLの向上に資することである。この目的を達成するには、成人例と同様に、患者

の実態調査、診断・治療症例の登録、定点モニタリングの実施、データベース化(EDC

化)などの作業を行う必要がある。ただし小児の門脈血行異常症と FALDは、成人と比し

て、患者は極めて少ない。患者の実態調査を進めるためには、小児の肝疾患に関連する

諸学会や研究会の協力が必須の要件となる。今年度は、難治性疾患等政策研究事業、小

児期・移行期を含む包括的対応を要する希少難治性肝胆膵疾患の調査研究班、日本小児

脾臓・門脈研究会本研究会、国立国際医療研究センター国際研究開発費・重点研究班の

協力により、患者レジストリ体制を整えることができた。FALDに関しては一次調査を行

った。 

今後、本研究班と小児領域の諸学会や研究班との連携強化を図り、小児患者の全国的

な実態調査を積極的に進めていきたい。 

Ａ．研究目的 

門脈血行異常症分科会では肝外門脈閉塞

症、特発性門脈圧亢進症、バッドキアリ症

候群を対象に研究を行ってきた。今年度

は、厚生労働省から指導されていた、門脈

血行異常症の移行期医療について研究を新
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たに開始した。対象疾患は、小児期発症の

門脈血行異常症と、本分科会では新たに取

り組む Fontan関連肝疾患（FALD）である。

門脈血行異常症と FALDは小児期に発症する

例があるが希少疾患であり、患者数など、

その実態は明らかにされていない。また診

断・治療のガイドラインもない。  

本研究の目的は、本邦における小児の門

脈血行異常症と FALDの実態を解明して、診

断と治療のガイドラインを作成し、患者の

予後とＱＯＬの改善を図ることである。 

 

Ｂ．研究方法 

研究方法の概要は、小児の門脈血行異常

症と FALDの患者の実態調査、診断・治療症

例の登録、定点モニタリングの実施、予後

の評価を可能とする体制づくり、患者情報

のデータベース化(EDC化)などを通して、

診療ガイドラインの作成を目指す。 

小児の門脈血行異常症と FALDは、成人例

に比し、さらに希少な疾患である。したが

って、精度の高い患者の実態調査行うた

め、まず本症に関連する諸学会や研究会に

協力を要請した。 

（倫理面への配慮） 

疫学調査「定点モニタリング」に関して

は、大阪市立大学の倫理審査委員会の承認

を受けている。（「特定大規模施設における

門脈血行異常症の記述疫学に関する研究 

（定点モニタリングシステム）」平成 23年

より承認） 

 

Ｃ．研究結果 

１．小児の門脈血行異常症の患者実態調

査について 

仁尾正記のご支援のもと、以下の２つの

研究事業と研究会が患者レジストリに協力

して頂けるとなった。 

1) 厚生労働省難治性疾患等政策研究事

業：小児期・移行期を含む包括的対応を要

する希少難治性肝胆膵疾患の調査研究（研

究代表者：仁尾正記） 

事業概要：小児期発症する希少な種々の

肝胆膵疾患を対象に、診療の質の向上に目

的に研究行っている。 

令和 2年 12月 12日開催の令和 2年度 第

1回班会議において、分科会会長の鹿毛と

共同研究者の古市好宏が患者レジストリ協

力を依頼した。 

2) 日本小児脾臓・門脈研究会本研究会（代

表世話人：仁尾正記） 

研究会概要：小児特有の門脈圧亢進症・

脾機能亢進を呈する様々な疾患に関する最

先端の知見について情報交換を行なってい

る。 

 小児の FALD の小児患者実態調査について 

共同研究者である考藤達哉（国立国際医

療研究センター 肝炎・免疫研究センタ

ー）は、FALDの疾患レジストリ構築と診療

ガイドラインの作成を目指す研究班、すな

わち“国立国際医療研究センター国際研究

開発費・重点研究” （考藤班）を主催して

いる。今後、考藤班と本分科会と協同して

研究を進めていく。 

考藤班研究の骨子は、１．FALD レジスト

リ構築・疫学・自然史の解明.２．FALD病

理診断法・診断基準の検討.３．FALD 肝線

維化診断法・バイオマーカー探索.４．FALD

マウスモデルの樹立と病態研究. 

対象診療科は、消化器科, 循環器科, 心

臓血管外科, 小児科, 小児外科である。 

今後の FALD実態調査の実施計画： 

１） 一次調査：全国 11,175診療科から調

査対象施設として 3,570施設を選定

し、2021年 3月一次調査を行った。 

２）二次調査：一次調査で回答が得られた

施設を対象に実施する。 
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3．小児期肝疾患の肝生検組織の病理学的検

討について 

 肝疾患の研究を進める上で、病理学的評

価や診断の果たす役割は大きい。鹿毛ら

は、仁尾正記や考藤達哉が主催する前記の

研究事業や班研究に於いて、小児の種々の

肝疾患の病理診断や評価に携わっている

（F.研究論文を参照）。また、考藤達哉の

FALD 実験モデルの病理学的検討にも参画し

ている（未発表）。このような病理を通した

連携は、今後の小児の門脈血行異常症と

FALD の共同研究の展開に生かされると期待

できる。 

Ｄ．考察 

門脈血行異常症の 1 つである肝外門脈閉

塞症（EHO）の予後は良好と考えられている。

EHO を追跡調査した研究によると、3～7年生

存率は 90~98％、10年生存率は 69～86%と報

告されている。胃食道静脈瘤の有無や腹水の

有無、海綿状血管腫様所見のパターンは、生

命予後に影響を与えないことを示した報告

がある。成人は 610～930 名との報告がある

が、小児の実態は不明である。今後、小児 EHO

の実態の解明が期待される。 

FALDとは、単心室症を含む複雑心奇形に

対する機能的修復術であるフォンタン術後

の合併症の1つである。フォンタン術後患者

の長期生存例の増加に伴い、約50%の症例は

FALDを合併すると推測されている。うっ血

性肝線維化の進行に伴い肝細胞癌の合併な

どの重篤な合併症も報告され、近年関心を

集めている。推定4000人の患者がいると推

定されているが、実態は不明である。全国

的なレジストリが行われていない現状で

は、FALD患者の疫学や自然歴は明らかにさ

れておらず、したがって進行リスク群の囲

い込みができていない。無論、診療の指針

となるガイドラインも作られていない。 

今回 FALDの一次調査が 2021年 3月に実

施された。今後の FALD実態調査の進展が期

待される。 

 

Ｅ．結論 

  諸学会や研究会の協力のもと、FALD患

者の実態調査を開始した。今後、小児領域

の学会や研究班との連携を一層深め、小児

患者の全国実態調査を進めていきたい。 
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M., Anzai K., Aishima S., Kage M., Itoh 

Y., Nakajima A., Eguchi Y. Accuracy of 

liver stiffness measurement and 

controlled attenuation parameter using 

FibroScan((R)) M/XL probes to diagnose 

liver fibrosis and steatosis in 

patients with nonalcoholic fatty liver 

disease: a multicenter prospective 

study. J Gastroenterol, 55, 4, 428-440, 

2020. 
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Ｇ．知的財産権の出願・登録状況 

（予定を含む。）  

 1. 特許取得 

 なし 

 2. 実用新案登録 

 なし 

 3.その他 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 


