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研究要旨 

各疾患研究班から提案された，若年性特発性関節炎 (JIA)・高安動脈炎（TAK）・クリ

オピリン関連周期性症候群(CAPS)におけるアンメットニーズ（UMN）案を検証するため

に，2018年4月〜2020年3月に提出された小児慢性特定疾病児童等データおよび指定難病患

者データの解析をおこなった． 

小児慢性特定疾病データは，データが集積された自治体が少なく，データ提供が不十

分であり，解析不可能であった． 

指定難病データを用いた若年成人322例のJIAの解析では，全てのJIAの病型において，

85%以上の症例が何らかの生物学的疾患修飾性抗リウマチ薬(bDMARDs)を使用していた．複

数種類のbDMARDsの使用経験率は，リウマチ因子陽性多関節炎において最も高かった．

3,290例のTAKの解析では，bDMARDsは新規発症例の17%で使用され，トシリズマブ皮下注射

がその84%を占めていた．63例のCAPSの解析では，全体の78%がカナキヌマブを使用してい

た． 

これらの結果から，JIA・TAK・CAPSのいずれにおいても，指定難病を申請した多くの

症例において，bDMARDsなどの高額医薬品の使用がされている実態が明らかとなった． 

なお，本解析結果は，厚生労働省が作成・公表している統計等とは異なっている. 

 

A. 研究目的 

本分担研究の目的は，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

ース解析を用いて検討することである． 

 

B. 研究方法 

若年性特発性関節炎 (JIA)・高安動

脈炎（TAK）・クリオピリン関連周期性

症候群(CAPS)において，各疾患研究班か

ら提案された UMN 案（詳細はデータベー

ス解析での検証を前提とした医療者のア

ンメットニーズの創出研究の分担研究報

告書を参照）を検証するために，2018

年 4月〜2020年 3月に提出された小児慢
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性特定疾病データおよび指定難病患者デ

ータの解析をおこなった． 

C. 結果 

【小児慢性特定疾病データ】 

小児慢性特定疾病データは，データ集積

された自治体が少なく，解析不可能であ

った． 

 

【指定難病データ】 

＜JIA＞ 

若年成人期の JIA 患者における UMN を

検討するために，申請時年齢が 20 歳以上

30 歳未満の JIA(指定難病名：全身型

JIA・関節型 JIA・強直性脊椎炎)の指定難

病データの解析をおこなった． 

不適当な病型分類が記入された症例を

除 外 し た と こ ろ ， 322 例 （ 全 身 型

(sJIA)112例，リウマチ因子陽性多関節炎

(RF(+)pJIA)93例，リウマチ因子陰性多関

節炎(RF(-)pJIA)41 例，持続型少関節炎

(poJIA)22 例，進展型少関節炎(eoJIA)13

例，小児期発症強直性脊椎炎(cAS)41例）

が解析対象となった． 

 

病型の比率は，Narazakiらが報告した

「小児リウマチ性疾患登録（レジストリ）

研究 PRICURE」の JIAの病型比率と比較し

て (Narazaki H, et al.Mod 

Rheumatol.roac112, 2022.)，sJIA が少な

く cAS が多かった．また，sJIA と cAS で

は女性の割合が他の病型と比べて有意に

少なかった． 

何らかの cDMARDs の使用経験は，sJIA

の 85% 以 上 お よ び RF(+)pJIA ・

RF(-)pJIA・poJIA・eoJIA の 90%以上で認

めたが，cAS では約 60%に留まっていた．

一方，何らかの bDMARDs の使用経験は全

ての病型において 85%以上に認めていた． 

申請時における bDMARDs の使用は，

RF(+)pJIA で有意に多く，sJIA では有意

に少なかった．複数種類の bDMARDs の使

用経験は，RF(+)pJIAにおいて最も多かっ

た． 

 

<TAK> 

TAK は 3,290 例を解析対象とした．発

症 1 年未満の新規発症例は 198 例であっ

た．男女比は 1:7.3 と女性が多く，申請

時年齢は 60-64 才の年齢区分が 9.8%，発

症年齢は 20-24 才が 16.2%と最も多かった． 

 

bDMARDs は新規発症例の 17%で使用さ

れ，トシリズマブ(TCZ)皮下注射（TCZsc）

がその 84%を占めた．全症例では 24％に

bDMARDs が使用され，その 71%が TCZsc で

あったが，TCZ静注や他の bDMARDsを使用

している症例も認められた．全症例の 66%

が重症度Ⅲ〜Ⅴ度と重度の臓器障害を認

めていた． 

 

<CAPS> 

CAPSは 63例を解析対象とした．男女比は

1:1.3であった．症例数が少なく，年齢区

分ごとの解析結果は公表不可能であった．

全体の 78%がカナキヌマブを使用し，その

61%が著効，31%が有効と評価されていた． 

 

D. 考察 E. 結論 

本研究で対象としたのは 2018 および

2019 年度であり，COVID-19 流行直前の医
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療実態を反映しているものである． 

JIA・TAK・CAPS のいずれにおいても，

bDMARDsなどの高額医薬品が高率に使用さ

れている実態が明らかとなった． 

各疾患研究班から提案された UMN 案のな

かでも治療薬に関する UMN はリウマチ内

科医，小児リウマチ医ともに優先度が高

いものとして挙げられており，高額医薬

品の使用が医療費に与える影響について

は，本研究班の井上（永）・酒井・川邊

らが，ナショナルデータベースや JMDC 

claim database を用いて解析を行ってい

る（詳細は，アンメットニーズ検証を目

的としたナショナルデータベースによる

医療実態の把握に関する研究，アンメッ

トニーズ検証を目的とした JMDC claim 

database による医療実態の把握に関する

研究 1-30歳未満の関節型若年生特発性関

節炎・関節リウマチの比較検討の分担研

究報告書を参照）.これらと本指定難病デ

ータの解析結果と統合し，データベース

解析によって裏付けられた UMN を明らか

し，課題を提起する予定である． 

なお，本解析結果は，厚生労働省が作

成・公表している統計等とは異なってい

る. 
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