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研究要旨 

 

 

A. 研究目的 

特発性血小板減少性紫斑病（以下、ITP）

は、厚生労働省の特定疾患治療研究事業

の医療受給対象疾患に指定されてきた。

2015 年 1 月からは、難病法施行による

指定難病として引き続き医療費助成対

象となっている。特定疾患治療研究事業

は、患者の医療費の自己負担分を公費で

補助し、受療を促進することで、多くの

患者情報を得て病因解明や治療法開発

などの調査研究を推進しようとするも

のである。特定疾患治療研究事業におい

て臨床調査個人票は全ての医療受給申

請で提出され、これにより患者（医療受

給者）の基本的臨床情報を得ることがで

きる。臨床調査個人票の内容は、厚生労

働省の難病患者認定適正化事業におい

て、都道府県によって WISH（厚生労働省

行政情報総合システム）に導入されてい

る特定疾患調査解析システムに電子入

力されて、オンラインで厚生労働省へデ

ータが届く仕組みになっている。2003年

度以来、本格的に電子入力されるように

なり、その利用が可能となり、臨床調査

個人票データの有効活用が進められて

きた。我々は、ITP の疫学像（性年齢分

布、臨床症状、検査所見、治療状況など）

を分析してきた 1)～9)。 

2015 年 1 月の難病法施行の制度変更

に伴い、国は新たな指定難病患者データ

ベースを構築して、2019年度後半から新

たなデータベースの利用が可能となっ

た。 

一方、ITP は児童福祉法による小児慢

性特定疾病にも指定されている。従って、

ほとんどの 20 歳未満の患者は指定難病

には含まれておらず、年齢分布を分析す

る上での課題となっていた。小児慢性特

定疾病の医療費助成の申請では医療意

見書を提出することとなっており、これ

2015 年～2019 年の特発性血小板減少性紫斑病（ITP）の臨床調査個人票および医療意

見書の電子データを使用して記述疫学調査を実施した。2015 年～2017 年では臨床調

査個人票を使用して患者数（受給者数）、新規受給者の男女比、年齢、発症年齢、発

病からの期間、出血症状、臨床所見、重症度分布、治療の実施状況などの基本的実態

を明らかにした。2018 年～2019 年では小児慢性特定疾病も考慮した男女別の年齢分

布を明らかにした。また臨床調査個人票を使用して新規・更新別に治療の実施状況に

ついても分析した。 
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も電子入力されており、データの利用が

可能である。 

そこで本研究では、指定難病および小

児慢性特定疾病の患者データベースを

用いて、ITP の患者数（受給者数）、新規

受給者の年齢・発症年齢、発病からの期

間、出血症状、臨床所見、重症度分布、

治療の実施状況の分析を行い、最新の疫

学像を明らかにするとともに、データベ

ースの有用性を検討することを目的と

する。 

 なお、本研究で得られた結果は、厚生

労働省が作成・公表している統計等とは

異なるものである。 

 

B. 研究方法 

（令和 2年度） 

 資料として、2015 年～2017 年の ITP

の臨床調査個人票（2020 年 10 月 1 日現

在入力済みデータ）を用いた。臨床調査

個人票データの利用は、指定難病患者デ

ータ及び小児慢性特定疾病児童等デー

タの提供に関するガイドラインにより

厚生労働省にデータ提供の依頼申し出

を行い、承認を得た。 

 従来、臨床調査個人票は必ずしもすべ

てが電子入力されているのではなく、そ

のデータ入力率を確認することが必要

である。そのための分母として、受給者

の全数を厚生労働統計である衛生行政

報告例 13)～14)から得た。入力率は、「電子

入力された臨床調査個人票件数／衛生

行政報告例による受給者数」として求め

た。各年のデータ入力率を確認した上で、

各年のデータを集計した。各年の受給者

数（患者数）を確認した上で、年次ごと

に新規受給者の年齢・発症年齢、発病か

らの期間、出血症状、臨床所見、重症度

分布、治療の実施状況について分析した。 

（倫理面への配慮） 

 指定難病患者データ及び小児慢性特

定疾病児童等データの提供に関するガ

イドラインに基づきデータが提供され

た。提供データには、氏名・住所など個

人が特定されるものは含まれていない。

本研究は、愛媛大学医学部附属病院倫理

委員会の承認を得て実施した（2019 年 8

月 26 日、No.1409005）。 

（令和 3年度～令和 4年度） 

資料として、2018 年 1月～2019 年 12

月の ITP の臨床調査個人票を利用した。

臨床調査個人票については 2017 年の途

中から OCR 形式に変更されており、デー

タの正確性が向上していることが期待

される。 

また今年度は、同じ期間の小児慢性特

定疾病の ITP の医療意見書も利用した。

臨床調査個人票と医療意見書の集計結

果を合わせることにより、特に ITP の年

齢別頻度分布などが完全な形で得られ

ることが期待される。 

 従来、臨床調査個人票は必ずしもすべ

てが電子入力されているのではなく、そ

のデータ入力率を確認することが必要

である。そのための分母として、受給者

の全数を厚生労働統計である衛生行政

報告例 13)～14)から得た。入力率は、「電子

入力された臨床調査個人票件数／衛生

行政報告例による受給者数」として求め

た。各年のデータ入力率を確認した上で、

分析を実施した。新規受給者の男女別の

年齢・発症年齢の分布を確認した。また、
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新規・更新別に治療の実施状況について

分析した。 

（倫理面への配慮） 

「指定難病患者データ及び小児慢性

特定疾病児童等データの提供に関する

ガイドライン」に基づいてデータの第三

者提供申請を行う。提供されるデータに

は、氏名・住所など個人が特定される情

報は含まれていない。本研究は、国際医

療福祉大学栃木地区倫理審査委員会の

承認を得て実施する（2021 年 10 月 12

日、21-Io-27）。 

 

C. 研究結果 

（令和 2年度） 

 令和 2年度に提供されたデータは、旧

様式の 2015 年～2017 年の個人票（2017

年以降の OCR 入力以前）のみのデータで

ある。 

１．データの入力状況 

 2015 年～2017 年の ITP の臨床調査個

人票の入力件数、入力率（2020 年 10 月

1 日現在）を表１に示した。2014 年以前

の入力件数とともに入力状況を観察し

た。2015 年、2016 年の入力件数（入力

率）はそれぞれ 13,531 件（53.6％）、

15,251 件（60.8％）であり、2013 年以

前の入力率と大きな違いはなかった。一

方、2017 年は 5,842 件（33.2％）と入力

率が低下していたが、これは難病法施行

に伴い 2017 年 4 月に個人票の書式変更

および OCR 入力の導入など大きな変更

がなされたが、本研究では新書式のデー

タが含まれていないためであると考え

られる。 

２．入力件数 

 臨床調査個人票データは、新規受給者

および更新受給者からなる。新規・更新

別の入力件数は、2015 年：新規 1,958 件

（14.5％）、更新 11,573 件（85.5％）、

2016 年：新規 2,192 件（14.4％）、更新

13,059 件（85.6％）、2017 年：新規 978

件（16.7％）、更新 4,864 件（83.3％）

であり、新規・更新の構成割合は 2014 年

以前と大きな違いはなかった。 

 

 以後は、新規受給者の分析結果を示す。 

３．男女別入力件数、年齢、発症年齢 

新規受給者の男女別入力件数は 2015

年：男 829 件（42.6％）、女 1,117 件

（57.4％）、2016年：男 927件（42.4％）、

女 1,257 件（57.6％）、2017 年：男 422

件（43.4％）、女 551 件（56.6％）であ

り、男女比は 2014 年以前と大きな違い

はなかった。 

2015 年～2017 年の男女別の年齢およ

び発症年齢を表２に示した。年齢の平均

は男性が 60 歳代後半、女性が約 60 歳

で、2014 年以前と大きな違いはなかっ

た。発症年齢の平均は男性が 65～66 歳、

女性が約 57 歳で、2014 年以前と大きな

違いはなかった。 

年齢分布は、年齢および発症年齢とも

に、男性が 80 歳前後をピークとする一

峰性、女性が 30 歳前後および 80歳前後

をピークとする二峰性を示し、2014年以

前と大きな違いはなかった。 

３．発病からの期間 

2015 年～2017 年の発病からの期間を

表３に示した。約半数が発病から 3か月

未満であった一方で、約 3 割は 12 か月

以上であった。 
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４．出血症状 

出血症状ありの割合は 2015 年：

68.4％、2016 年：73.6％、2017 年：74.8％

であった。2015年の難病法施行に伴い、

受給認定において重症度基準（Staeg2以

上）が導入されたことから、出血症状あ

りの割合が増加している。なお、臨床調

査個人票では「紫斑、点状出血、斑状出

血、重症消化管出血、歯肉出血、鼻出血、

血尿、下血、関節出血、月経過多、脳出

血、その他」の 12 種類の出血症状から

複数選択になっているが、提供されたデ

ータでは、複数選択のデータが一つの項

目にまとめて入力されているため、各出

血症状についての集計ができなかった。

今後の改善が必要である。 

５.臨床所見 

2015 年～2017 年の血小板数および網

状血小板比率を表４に示した。ITP では

本来、血小板減少（10 万/μL 以下）を

示すはずだが、それより大きい症例が若

干数認められた。おそらく都道府県の入

力ミスと思われるが、より詳細な集計に

おいては欠損値として処理するなどの

対策が必要である。2015 年～2017 年の

巨核球数を表５に示した。血中トロンボ

ポイエチン値高値の割合は 2015 年：

19.4％、2016 年：15.5％、2017 年：5.7％

と減少傾向であった。ヘリコバクター・

ピロリ菌陽性の割合は 2015 年：31.3％、

2016 年：28.2％、2017 年：24.7％と減

少傾向であった。PAIgG 増加ありの割合

は 2015 年：87.3％、2016 年：88.1％、

2017 年：90.0％と増加傾向であった。 

６．重症度分布 

2015 年～2017 年の重症度分布を表６

に示した。 

2015年の難病法施行に伴い、受給認定

において重症度基準（Staeg2 以上）が導

入されたことから、Stage1の割合が少な

くなっている。 

７．治療の実施状況 

2015 年～2017 年の治療の実施状況を

表７に示した。副腎皮質ステロイドおよ

び血小板輸血が増加傾向の一方で、ピロ

リ除菌療法が減少傾向であった。リツキ

シマブはまだ、ほとんど使用されていな

い。 

トロンボポイエチン受容体作動薬の

投与状況を表８に示した。ロミプロスチ

ム、エルトロンボバグともに増加傾向で

あった。 

（令和 3年度） 

「指定難病患者データ及び小児慢性

特定疾病児童等データの提供に関する

ガイドライン」に基づいて、2021 年 8 月

に第三者提供窓口に連絡を取り、10月下

旬に必要書類を提出した（11 月 5 日締

め切り）。 

事務局による事前書類審査の過程で

数回の加筆修正を行い、12月中旬に一応

の了承を得た。2021 年 12 月 24 日に第 6

回ワーキンググループが開催されて審

査された。 

2022 年 1月 17 日に第三者提供窓口よ

り承諾の連絡を得た。2022 年 1 月から 3

月にかけて第三者提供窓口と利用項目

の確認を行った。並行して、令和 4年 2

月 15 日付で厚生労働省健康局難病対策

課に必要書類を提出した。 

（令和 4年度） 

 2022年6月20日にデータが到着した。 
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８．データの入力状況 

 2018 年～2019 年の ITP の臨床調査個

人票の入力件数、入力率（2022 年 4 月 6

日現在）を観察した。過去の研究 10)で

観察された 2015年～2017年の結果と比

較する形で表９に示した。2018 年、2019

年の入力件数（入力率）はそれぞれ

14,928 件（89.3％）、13,527 件（81.8％）

であった。 

９．男女別の年齢・発症年齢の分布 

 2018 年～2019 年の ITP の新規申請患

者の臨床調査個人票および医療意見書

のデータを使用して、男女別に年齢およ

び発症年齢の分布を検討した。図１に男

性の年齢別新規患者数、図２に女性の年

齢別新規患者数、図３に男性の発症年齢

別新規患者数、図４に女性の発症年齢別

新規患者数を示した。 

10．新規申請患者の治療の実施状況 

2018 年～2019 年の ITP の新規申請患

者の臨床調査個人票のデータを使用し

て、治療の実施状況（複数選択）を集計

した。過去の研究 10)で集計した 2015年

～2017年の結果と比較する形で表 10に

示した。さらに、新規申請患者であって

も発症から年数が経過している患者も

少なくないことから、申請年に発症した

患者のみでの集計結果も併記した。 

11．更新申請患者の治療の実施状況 

2018 年および 2019 年の ITP の更新申

請患者の臨床調査個人票のデータを使

用して、治療の実施状況（複数選択）を

集計した。その際、発症からの年数を計

算して、発症からの年数ごとに集計した。

表 11 に 2018 年の集計結果、表 12 に

2019 年の集計結果を示した。 

 

D. 考察 

（令和 2年度） 

 新たな指定難病患者データベースを

用いて、ITP の臨床調査個人票の分析を

行った。本研究において提供されたデー

タは、旧様式の 2015 年～2017 年の個人

票（2017 年以降の OCR 入力以前）のみの

データである。指定難病患者データベー

スにおける 2015 年、2016 年の ITP の臨

床調査個人票の入力率は約54～61％で、

従前の旧データベースの入力状況と大

きな違いはなかった。新規・更新の構成

割合も過去のデータと比べ大きな違い

は認められなかった。入力率が 100％で

はないのは、都道府県により入力率が異

なるためである。ITP の臨床調査個人票

の全体の入力率は 60％前後であり、新

規・更新の構成割合もこれまでと変わり

がなく、都道府県によって疾患の疫学像

が大きく異なるのでなければ、指定難病

患者データベースは、全国規模の疫学像

を把握できる有用なデータベースと考

えられた。 

新たな指定難病患者データベースで

は、新規受給者の男女比、年齢、発症年

齢ともに 2014 年以前と大きな違いはな

かった。 

重症度分布で、Stage1の占める割合は、

2014年以前に比較して減少していた。こ

れは、2015 年の難病法施行に伴い、受給

認定において重症度基準（Staeg2以上）

が導入されたことの影響が考えられた。 

新規受給者の発病からの期間、出血症

状、臨床所見、重症度分布、治療の実施

状況について、基本的実態を明らかにし
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た。今後は、年齢、発病からの期間、重

症度と出血症状、臨床症状、治療の実施

状況との関連などを詳しく検討すると

ともに、更新受給者についても検討する

必要があると考えられる。 

新たな指定難病患者データベースの

入力率は従前の旧データベースと大き

な違いはなく、ITP の疫学像を全国規模

で把握できる有用なデータベースと考

えられた。その一方で、データベースに

入力される項目の選択、複数選択の項目

の入力様式など、改善を要する点も認め

られたので、今後は厚生労働省との交渉

が必要である。 

2017 年以降の指定難病患者データベ

ースでは、個人票の書式変更および OCR

入力の導入など大きな変更がなされて

いる。今後も 2017 年以降のデータベー

スによる検討を継続することが重要と

考える。 

（令和 3年度） 

第三者提供の手続きには、多種多様の

書類の提出と、相応の時間が必要となる

ことが確認された。特に、ワーキンググ

ループは年 4 回しか開催されないこと

から、タイミングを逸すると大きなタイ

ムロスを生じてしまう。そのため、本研

究では集計・分析を 2022 年度に実施す

る予定とした。 

（令和 4年度） 

８．データの入力状況 

2018年～2019年の入力率は2017年以

前より大きく改善していた。これには、

難病法施行に伴い 2017 年 4 月に個人票

の書式変更および OCR 入力の導入など

大きな変更がなされたことが関係して

いると考えられる。一方、難病法施行に

伴い医療費助成の対象が、「重症度分類

等」に照らして病状の程度が一定程度以

上の場合とされたことから、医療受給者

証所持者数は 2016 年以前に比較して大

きく減少している。 

 なお、小児慢性特定疾病については、

制度全体での患者数の報告はあるもの

の、疾患ごとの患者数の報告は渉猟した

限りで見つからなかったため、入力率は

不明である。 

９．男女別の年齢・発症年齢の分布 

年齢および発症年齢ともに、男性が80

歳以上をピークとする一峰性、女性が30

歳代および 80 歳以上をピークとする二

峰性を示し、2017年以前と大きな違いは

なかった。 

さらに、ITP においては、小児慢性特

定疾病の患者数は予想以上に少なく、患

者数全体へのインパクトも小さかった。

この理由として、まず、実際に小児の医

療費助成者数が少ないことが考えられ

る。小児の ITP は急性の経過を経て治癒

する症例が多いことから、多くは医療費

助成の申請に至らない可能性がある。但

し、医療意見書の入力率が臨床調査個人

票に比べて低い可能性も考えられる。 

10．新規申請患者の治療の実施状況 

 治療の実施状況については、成人特発

性血小板減少性紫斑病治療の参照ガイ

ド 2019 改訂版 15)を参照しながら考察

する。臨床調査個人票は医療受給申請の

際に提出されることから、いずれの年も

80％以上が治療ありであった。2015年か

ら 2019 年にかけてファーストライン治

療である副腎皮質ステロイド、緊急時治
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療である血小板輸血の割合が増加して

おり、特に申請年に発症した症例での割

合が高かった。また、セカンドライン治

療であるエルトロンボバグ、リツキシマ

ブも増加傾向にあった。エルトロンボバ

グと比較してロミプロスチムの割合が

低いのは週 1回の通院・注射が必要であ

るという短所が影響している可能性が

ある。一方、ピロリ除菌療法、免疫グロ

ブリン大量療法は減少傾向にあった。ピ

ロリ除菌療法についてはピロリ菌陽性

例が減少している可能性がある。また免

疫グロブリン大量療法は緊急時治療で

あるが、血小板輸血が優先している可能

性がある。 

11．更新申請患者の治療の実施状況 

 2018 年と 2019年で傾向に大きな違い

を認めないことから、ここでは 2019 年

について考察する。ファーストライン治

療である副腎皮質ステロイドは発症0～

1年で 83.6％とピークであったが、いず

れの年数でも50％以上で実施していた。

緊急時治療である血小板輸血および免

疫グロブリン大量療法も発症 0～1 年で

ピークであった。また、セカンドライン

治療のうちリツキシマブは発症 0～1 年

でピークであった一方、エルトロンボバ

グは発症 2～3 年がピークであったが、

発症 0～1年でも 40％以上の患者で使用

されており、発症早期から積極的に使用

されていることが示された。一方、セカ

ンドライン治療でも脾摘治療は発症か

らの年数が経過するほど増加していた

が、手術であり元に戻せないことを考え

ると当然の結果である。さらに、サード

ライン治療であるダナゾール治療も発

症からの年数が経過するほど増加して

いた。その他、ピロリ除菌療法、ロミプ

ロスチム（セカンドライン）、免疫抑制

剤治療（サードライン）については一定

の傾向を認めなかった。 

 

E. 結論 

2015 年～2019 年の特発性血小板減少

性紫斑病（ITP）の臨床調査個人票およ

び医療意見書の電子データを使用して

記述疫学調査を実施した。 

2015 年～2017 年では臨床調査個人票

を使用して患者数（受給者数）、新規受

給者の男女比、年齢、発症年齢、発病か

らの期間、出血症状、臨床所見、重症度

分布、治療の実施状況などの基本的実態

を明らかにした。 

2018 年～2019 年では小児慢性特定疾

病も考慮した男女別の年齢分布を明ら

かにした。また臨床調査個人票を使用し

て新規・更新別に治療の実施状況につい

ても分析した。小児に多い疾患の場合は

臨床調査個人票および医療意見書の電

子データを利用した分析は有用である

と考えられた。但し、更なる一体的活用

のためには、臨床調査個人票と医療意見

書のフォーマットの統一が必要である

と考えられた。 
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