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研究要旨 

2004 年度以降、本研究班が実施してきた後天性赤芽球癆に関する研究成果をもとに病因別の赤芽球癆

診療の参照ガイドが改訂されてきた。同参照ガイドによる後天性慢性赤芽球癆の予後改善の有無および

難治例における鉄キレート療法の有効性を検証するために、日本血液学会血液疾患登録事業との共同に

よる前向き観察研究を計画し、2016 年度より開始した。全国から 103 例の後天性赤芽球癆症例が登録

された。2019 年から追跡調査を実施しており、5 年が経過し中間解析のため 91 例に関してデータ固定

作業を行った。後天性赤芽球癆に対する近年の治療法の実態と生命予後が明らかになることが期待され

る。 

 

Ａ．研究目的 

後天性慢性赤芽球癆は赤血球系前駆細胞の増

殖・分化の障害による難治性貧血であり、2015 年

7 月に指定難病として認定された。後天性慢性赤芽

球癆に対する至適治療の確立のため、前向きコホ

ート研究のデザインのもとに、一次エンドポイン

トとして後天性慢性赤芽球癆の全生存、二次エン

ドポイントとして免疫抑制療法の奏効率、輸血依

存症例の割合、輸血依存症例における鉄キレート

療法の実施状況と予後を縦断的に調査する。 

 

Ｂ．研究方法 
１）研究デザイン：前向きコホート縦断的観察研

究（cohort longitudinal observational study） 

２）介入：なし 

３）登録対象症例の抽出：2006～2015 年度に日本

血液学会血液疾患登録および国立病院機構血液疾

患登録データベースに登録された成人赤芽球癆症

例の登録情報の一部提供を依頼する。登録医に研

究協力を依頼し、承諾の得られた登録医に症例登

録票を送付する。 

４）調査項目：宿主因子、診断に関連する項目、

治療奏効など。 

５）フォローアップ：1 年に 1 回調査票を送付。 

６）エンドポイント：一次エンドポイントは後天

性慢性赤芽球癆の全生存、二次エンドポイントは

免疫抑制療法の奏効率、輸血依存症例の割合、輸

血依存症例における鉄キレート療法の実施状況と

予後とする。 

７）研究期間：最後に登録された症例の観察期間

が 5 年を経過した時点で中間解析を行い、同じく

10 年を経過した時点で試験を終了する。 

 

（倫理面への配慮） 

本研究は「人を対象とする医学系研究に関する

倫理指針平成 29 年 2 月 28 日一部改正」に則り、

原則登録対象者より研究参加への同意（以下 IC）

を取得することとし、IC 取得困難な場合には匿名

化情報の提供について機関の長の承諾を得ること

とした。なお本研究計画の概要は特発性造血障害
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に関する調査研究班のホームページに公開し、

UMIN-CTR に登録している（UMIN000024807）。 

 

Ｃ．研究結果 
本研究計画は 2016 年秋田大学研究倫理審査委

員会、日本血液学会学術・統計調査委員会および

倫理委員会で承認された。2006～2015 年度に日本

血液学会血液疾患登録および国立病院機構血液疾

患登録データベースに登録された成人赤芽球癆症

例のうち 103 症例が本研究に登録された。免疫抑

制薬の初回寛解導入療法奏効率は、プレドニゾロ

ン 8/9（89%）、シクロスポリン 43/51(84%)、シク

ロホスファミド 2/2(100%)であった。2020 年 4 月

に研究代表施設を変更し、データを移管した。2019

年以降は予後調査を実施中である。2022 年 に 5

年の中間解析時期を迎え、91 例のデータ固定作業

を行っている。 

 

Ｄ．考察 

 2004 年度の全国調査研究（Sawada ら、

Haematologica 2007）での特発性赤芽球癆症例の

シクロスポリン奏功率は 74％で、本研究での初回

寛解導入療法奏功率もほぼ同等であり、また、シ

クロスポリンは免疫抑制薬の中で最も多く選択さ

れていた。赤芽球癆診療の参照ガイドでの記載を

参照し臨床現場で治療されていることが示唆され

た。予定されていた中間解析の実施で近年の治療

成績及び予後が明らかになることが期待される。 

今後、本研究の症例登録時登録項目や予後調査

の結果の解析により赤芽球癆診療の参照ガイドの

改定に役立つ情報の創出につなげたい。 

 

Ｅ．結論 
本事業により、国内外で類を見ない後天性慢性

赤芽球癆のコホート研究の遂行が期待される。 

 
Ｆ．健康危険情報 
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