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研究要旨 

当分担研究目的は、ナショナルデータベース（NDB）と小児慢性特定疾病・指定難病データ

を用いて難治性・希少免疫疾患におけるアンメットニーズ（UMN）に関する診療実態を検討す

ることである。両データベースの利用申請のために若年性特発性関節炎/関節リウマチ

(JIA/RA)、高安動脈炎（TAK）、CAPS、さらに全身性エリテマトーデス(SLE)と抗リン脂質抗体

症候群(APS)において想定されるUMN案を患者[疾患]特性、医療の内容、医療費、ライフステー

ジ、地域格差に分類し収集した。UMN案の選定に際し、各疾患の担当者とともにDBで検証する

意義や実現可能性を考慮し検討した。両データベースともに厚生労働省より利用承認が得られ

た。 

 

A. 研究目的 

分担研究項目はナショナルデータベース

（NDB）と小児慢性特定疾病・指定難病デー

タを用いて難治性・希少免疫疾患における

アンメットニーズ（UMN）に関する診療実態

をデータベース(DB)解析を行って検討する

ことである。今年度は各疾患研究班より UMN

案を収集し、各 DB の利用申請を行って次年

度の解析につなげることである。 

 

B. 研究方法 

厚生労働省から提供される NDB と小児慢

性・指定難病データを申請するためにまず

は、若年性特発性関節炎 /関節リウマチ

(JIA/RA)、高安動脈炎（TAK）、CAPS におけ

る想定される UMN案を患者[疾患]特性、医療

の内容、医療費、ライフステージ、地域格

差に分類し収集した。また、各疾患に共通

して抽出する項目についても検討を行った。

UMN 案の選定に際し、各疾患の担当者ととも

に DB で検証する意義や実現可能性を考慮し

検討した。続いて全身性エリテマトーデス

(SLE)と抗リン脂質抗体症候群(APS)につい

ても同様に収集した UMN案の確認、整理を行

った。 

 

C. 結果 

疾患特異的な UMN 案に加えて、疾患に共通

して、症例数、重症度の分布、高血圧、糖尿

病、骨粗鬆症の頻度、身長と体重の分布、薬

物治療の実態、必要な検査の実施状況、受診

率、治療薬の費用、検査費用、成人への移行
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に関する実態、地域別症例数、地域別薬物治

療の実態を抽出することとした。各疾患の担

当者から収集した UMN 案の中から DB で検証で

きるものを最終選定し、さらに NDB で検証す

るもの、小児慢性・指定難病データで検証す

るもの、双方で検証するもの、に分類した。

NDB 申請に際し、必要なデータ（傷病名コー

ド、医薬品コード、診療行為コード等）を各

マスタから選択し、厚労省に申請した。これ

を踏まえ、各 DB への申請を行った。JIA/RA、

TAK、CAPS の審査は 2021 年 3 月に行われ、

2021 年 7 月 5 日に承認された。SLE と APS に

ついてもデータベース利用申請を行い、2021

年 6 月に審査が行われ、2021 年 7 月 9 日に承

認された。現在、データ提供を待っている状

況である。指定難病患者データおよび小児慢

性特定疾病児童等データは、3 月に利用が許

可された。2022年 1月にデータ提供をうけ、2

月に厚労省による実地監査が終了した。現在、

データ解析を行っている。 

 

D. 考察 

NDB は各疾患の定義付けの際に、病名のみ

ならず治療内容等を用いて条件を設定する工

夫が必要であり、その妥当性の検証が後に必

要となる。また臨床情報を一切含まないため、

疾患の重症度に関する検討は不可能である。

その一方で、小児慢性・指定難病データは、

詳細な医療行為の情報は含まないが、家族

歴・臨床所見・検査所見・経過・重症度など

の臨床情報や、社会保障・生活状況などの社

会的状況を統合的に解析することが可能であ

る。今後は両 DB の特徴を生かして UMN 案の検

証を進めていく予定である。 

 

E. 結論 

代表的難治性・希少免疫疾患である RA/JIA、

TAK、CAPS、SLE、APS における想定される

UMN 案を収集し、今後の DB による検証の申

請準備を実施した。 

 

F. 健康危険情報 

なし 

G. 研究発表 

なし 

1. 論文発表 

なし 

2. 学会発表 

なし 

H. 知的財産権の出願・登録状況 

（予定を含む） 

なし 

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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