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難病対策委員会の設置について 

 
 

1.1.1.1.    設置の目的設置の目的設置の目的設置の目的 
(1) 特定疾患治療研究事業は、原因が不明であって、治療方法が確立していない、
いわゆる難病のうち、特定の疾患については、治療が極めて困難であり、かつ、
医療費も高額であることを考慮し、特定疾患に関する医療の確立、普及を図る
とともに、患者の医療費の負担軽減を図ることを目的に昭和４７年より実施さ
れてきた。 
 

(2) 一方、医療技術の進歩に伴い、がん、ねたきり等の他疾患との不公平感の増
大を是正するため、平成１０年度より重症難病患者を除く難病患者に対する医
療費の一部自己負担を導入したところである 

 
 

(3) しかしながら、事業発足以来３０年が経過し、既に一定の治療法が確立した
対象疾患があるとの研究報告が出されたことや、本事業が法律によらない非制
度的補助金に整理されており、将来的にも財政構造改革法に沿って削減の対象
となっていることなどから事業を見直し、その安定化を図ることが必要となっ
ている。 

 
 

2.2.2.2.現状現状現状現状    
(1) 現在、特定疾患治療研究事業は 46 疾患（別紙 1）を対象としており、平成
１２年度末の医療受給者数は約 47万件であり、その予算額は約 226億円とな
っているが、平成１３年度においては、約 201億円となったところである。 

 
(2) 医療受給者証発行に際し必要な各疾患の認定審査の状況が、各都道府県毎に
地域差があることが研究班の調査によって明らかにされたことから、平成１３
年度より、審査基準を統一することを目的に医療受給者の申請に際して提出さ
れる診断書（臨床調査個人票）を電子化のうえ、自動診断を可能としたことで、
認定審査の適正化を図ったところである（別紙 2）。 

 
 

3.3.3.3.構成構成構成構成    
本委員会は、医療、福祉、行政等の関係者 12名を委員として、厚生科学審議

会疾病対策部会の専門委員会として設置したところである（別紙 3）。 
 
 
4.4.4.4.検討スケジュール検討スケジュール検討スケジュール検討スケジュール    

平成１３年度末を目途に、特定疾患治療研究事業の見直しに関する検討結果
を取りまとめることとしている。 
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※※※※    これまでの主な委員会等の最終報告これまでの主な委員会等の最終報告これまでの主な委員会等の最終報告これまでの主な委員会等の最終報告    
    
1） 平成 7 年 12 月の公衆衛生審議会成人病難病対策部会難病対策専門委員会の最終報告 
  医療費の自己負担の解消の具体的方向として、 
・「対象疾患数に上限を設定した上で、この基準に照らし対象疾患を取捨選択すること
も考慮すべき。」（資料 1） 

 
2） 平成９年３月の特定疾患対策懇談会（大臣の私的懇談会）特定疾患治療研究事業に関する 

対象疾患検討部会報告 
      特定疾患治療研究事業の選定基準として、 

・「希少性については、調査研究事業の基準（患者数 5万人未満）を適応して差し支え
ないものと思われる。」（資料 2） 

 
3） 平成９年９月の公衆衛生審議会成人病難病対策部会難病対策専門委員会の最終報告 

特定疾患治療研究事業の対象疾患の見直しとして、 
・「研究費の効率的な活用という観点から、対症療法の開発状況等を勘案し、希少性や
難治性が相対的に低下したと思われる疾患の他の疾患との入れ替えを行うことが考
えられる。」（資料 3） 
・「医療費の自己負担を全額公費で負担している現行制度を改め、公費負担の一部を患
者負担とすることが考えられる」 
 

→平成１０年５月より一部自己負担制度の導入→平成１０年５月より一部自己負担制度の導入→平成１０年５月より一部自己負担制度の導入→平成１０年５月より一部自己負担制度の導入    
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（別紙 1） 
特定疾患治療研究対象疾患一覧特定疾患治療研究対象疾患一覧特定疾患治療研究対象疾患一覧特定疾患治療研究対象疾患一覧    

    

    
    
    
    

 
疾  患  名 実 施 年 月 

平成 12 年度末現在 
交 付 件 数 

1 ベーチェット病 昭和４７年４月 17.203 
2 多発性硬化症 昭和４８年４月 8.786 
3 重症筋無力症 昭和４７年４月 12.738 
4 全身性エリテマトーデス 〃 49.436 
5 スモン 〃 2.070 
6 再生不良性貧血 昭和４８年４月 10.226 
7 サイコイドーシス 昭和４９年 10 月 19.157 
8 筋萎縮性側索硬化症 〃 5.738 
9 強皮症、皮膚筋炎及び多発性筋炎 〃 28.430 
10 特発性血小板減少性紫斑病 〃 30.991 
11 結節性動脈周囲炎 昭和５０年１０月 3.193 
12 潰瘍性大腸炎 〃 66.714 
13 大動脈炎症候群 〃 5.229 
14 ビュルガー病 〃 10.089 
15 天疱瘡 〃 3.195 
16 脊髄小脳変性症 昭和５１年１０月 19.901 
17 クローン病 〃 19.651 
18 難治性の肝炎のうち劇症肝炎 〃 358 
19 悪性関節リウマチ 昭和５２年１０月 5.112 
20 パーキンソン病 昭和５３年１０月 55.798 
21 アミロイドーシス 昭和５４年１０月 865 
22 後縦靱帯骨化症 昭和５５年１２月 20.476 
23 ハンチントン舞踏病 昭和５６年１０月 546 
24 ウィリス動脈輪閉塞症（モヤモヤ病） 昭和５７年１０月 8.240 
25 ウェゲナー肉芽腫症 昭和５９年１月 854 
26 特発性拡張型(うっ血型)心筋症 昭和６０年１月 12.092 
27 シャイ・ドレーガー症候群 昭和６１年１月 665 
28 表皮水疱症（接合部型及び栄養障害型） 昭和６２年１月 311 
29 膿疱性乾癬 昭和６３年１月 1.198 
30 広範脊柱管狭窄症 昭和６４年１月 1.643 
31 原発性胆汁性肝硬変 平成２年１月 10.689 
32 重症急性膵炎 平成３年１月 892 
33 特発性大腿骨頭壊死症 平成４年１月 8.965 
34 混合性結合組織病 平成５年１月 5.546 
35 原発性免疫不全症候群 平成６年１月 1.142 
36 特発性間質性肺炎 平成７年１月 2.819 
37 網膜色素変性症 平成８年１月 18.568 
38 クロイツフェルト・ヤコブ病 平成９年１月 215 
39 原発性肺高血圧症 平成１０年１月 472 
40 神経繊維腫症 平成１０年５月 1.453 
41 亜急性硬化性全脳炎 平成１０年１２月 84 
42 バッド・キアリ(budd-chiari)症候群 〃 135 
43 特発性慢性肺血栓塞栓症（肺高血圧型） 〃 294 
44 ファブリー（Ｆａｂｒｙ）病 平成１１年４月 79 
45 副腎白質ジストロフィー 平成１２年４月 54 
46 ライソゾーム病 平成１３年５月 - 

合合合合            計計計計     472.312 
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（別紙 2） 
    

難病患者認定適正化事業難病患者認定適正化事業難病患者認定適正化事業難病患者認定適正化事業    
    

（1） 目的 
特定疾患治療研究事業の申請時に必要な臨床調査個人票（診断書）を電子化し、

全国的に統一することにより、 
第１に各研究班における難病患者の統一的かつ定期的な研究促進 
に新たな臨床調査個人票の使用により、従来からの診断基準の、より適正で統
一的判定 
第３に審査業務及び認定作業の省力化を目的とする。 
 

（2） 事業実施主体 
都道府県 
 

（3） 事業の開始年度 
平成１３年度 
              難病患者認定適正化事業 
 
               申 請 
          都道府県        患者 
                                    申請書 
                    調査票 
                       住民表等 
  
                                認定審査 
  
 
 
 
 
 
 
 
     情報の共有・活用     データ送信 
 
               厚生行政総合情報システム 
                   (Ｗ Ｉ Ｓ Ｈ) 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 

特定疾患対策

協議会 

・都道府県 
・保健所 

 
調査票 
電子化 

(データ入力) 

特定疾患調査解析システム 
・難病患者の動向把握 
・難病患者データの把握 
・認定のための自動判定 
・治療研究に必要なデータの提供 

厚 生 労 働 省 

特定疾患対策研究事業 
研 究 班 
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（別紙 3） 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 

 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 

 
 
 
 
 

厚
生
科
学
審
議
会
運
営
規
程 

(
平
成
十
三
年
一
月
一
九
日 

厚
生
科
学
審
議
会
決
定) 

 

厚
生
科
学
審
議
会
令(

平
成
十
二
年
政
令
第
二
百
八
十
三
号)

第
十
条
の
規
定 

に
基
づ
き
、
こ
の
規
程
を
制
定
す
る
。 

 
(

会
議) 

第
一
条 

厚
生
科
学
審
議
会(
以
下
「
審
議
会
」
と
い
う
。)

は
、
会
長
が
招
集 

す
る
。 

2 

会
長
は
、
審
議
会
を
招
集
し
よ
う
と
す
る
と
き
は
、
あ
ら
か
じ
め
、
期
日
、 

場
所
及
び
議
題
を
委
員
並
び
に
議
事
に
関
係
の
あ
る
臨
時
委
員
及
び
専
門
委
員 

に
通
知
す
る
も
の
と
す
る
。 

3  

会
長
は
、
議
長
と
し
て
審
議
会
の
議
事
を
整
理
す
る
。 

 
(

審
議
会
の
部
会
の
設
置) 

第
二
条 

会
長
は
、
必
要
が
あ
る
と
認
め
る
と
き
は
、
審
議
会
に
諮
っ
て
部
会 

(

分
科
会
に
置
か
れ
る
部
会
を
除
く
。
以
下
本
条
か
ら
第
四
条
ま
で
に
お
い
て 

同
じ
。)

を
設
置
す
る
こ
と
が
で
き
る
。 

2  

会
長
は
、
必
要
が
あ
る
と
認
め
る
と
き
は
、
ニ
以
上
の
部
会
を
合
同
し
て
調 

査
審
議
さ
せ
る
こ
と
が
で
き
る
。 

 
(

諮
問
の
付
議) 

第
三
条 

会
長
は
、
厚
生
労
働
大
臣
の
諮
問
を
受
け
た
と
き
は
、
当
該
諮
問
を
分 

科
会
又
は
部
会
に
付
議
す
る
こ
と
が
で
き
る
。 

 
(

分
科
会
及
び
部
会
の
議
決) 

第
四
条 

分
科
会
及
び
部
会
の
議
決
は
、
会
長
の
同
意
を
得
て
、
審
議
会
の
議
決 

と
す
る
こ
と
が
で
き
る
。 

 
(

会
議
の
公
開) 

第
五
条 

審
議
会
の
会
議
は
公
開
と
す
る
。
た
だ
し
、
公
開
す
る
こ
と
に
よ
り
、 

個
人
惰
報
の
保
護
に
支
障
を
及
ぼ
す
お
そ
れ
が
あ
る
場
合
又
は
知
的
財
産
権
そ 

の
他
個
人
若
し
く
は
団
体
の
権
利
利
益
が
不
当
に
侵
害
さ
れ
る
お
そ
れ
が
あ
る 

場
合
に
は
、
会
長
は
、
会
議
を
非
公
開
と
す
る
こ
と
が
で
き
る
。 

2  

会
長
は
、
会
議
に
お
け
る
秩
序
の
維
持
の
た
め
、
傍
聴
人
の
退
場
を
命
ず
る 

な
ど
必
要
な
措
置
を
と
る
こ
と
が
で
き
る
。 

 
(

議
事
録) 

第
六
条 

審
議
会
に
お
け
る
議
事
は
、
次
の
事
項
を
含
め
、
議
事
録
に
記
載
す
る 

も
の
と
す
る
。 

一 

会
議
の
日
時
及
び
場
所 

二 

出
席
し
た
委
員
、
臨
時
委
員
及
び
専
門
委
員
の
氏
名 

三 

議
事
と
な
っ
た
事
項 

2  

議
事
録
は
、
公
開
と
す
る
。
た
だ
し
、
個
人
情
報
の
保
護
に
支
障
を
及
ぼ
す 

お
そ
れ
が
あ
る
場
合
又
は
知
的
財
産
権
そ
の
他
個
人
若
し
く
は
団
体
の
権
利
利 

益
が
不
当
に
侵
害
さ
れ
る
お
そ
れ
が
あ
る
場
合
に
は
、
会
長
は
、
議
事
録
の
全 

部
又
は
一
部
を
非
公
開
と
す
る
こ
と
が
で
き
る
。 

3  

前
項
の
規
定
に
よ
り
議
事
録
の
全
部
又
は
一
部
を
非
公
開
と
す
る
場
合
に
は
、 

会
長
は
、
非
公
開
と
し
た
部
分
に
つ
い
て
議
事
要
旨
を
作
成
し
、
こ
れ
を
公
開 

す
る
も
の
と
す
る
。 

 
(

分
科
会
の
部
会
の
設
置
等) 

第
七
条 

分
科
会
長
は
、
必
要
が
あ
る
と
認
め
る
と
き
は
、
分
科
会
に
諮
っ
て
部 

会
を
設
置
す
る
こ
と
が
で
き
る
。 

2  

分
科
会
長
は
、
第
三
条
の
規
定
に
よ
る
付
議
を
受
け
た
と
き
は
、
当
該
付
議 

事
項
を
前
項
の
部
会
に
付
議
す
る
こ
と
が
で
き
る
。 

3  
第
一
項
の
部
会
の
議
決
は
、
分
科
会
長
の
同
意
を
得
て
、
分
科
会
の
議
決
と 

す
る
こ
と
が
で
き
る
。 

4  
分
科
会
長
は
、
必
要
が
あ
る
と
認
め
る
と
き
は
、
二
以
上
の
部
会
を
合
同
し 

て
調
査
審
議
さ
せ
る
こ
と
が
で
き
る
。 
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(
委
員
会
の
設
置) 

第
八
条 
部
会
長
は
、
必
要
が
あ
る
と
認
め
る
と
き
は
、
部
会
に
諮
っ
て
委
員
会 

を
設
置
す
る
こ
と
が
で
き
る
。 

 
(

準
用
規
定) 

第
九
条 

第
一
条
、
第
五
条
及
び
第
六
条
の
規
定
は
、
分
科
会
及
び
部
会
に
準
用 

す
る
。
こ
の
場
合
に
お
い
て
、
第
一
条
、
第
五
条
及
び
第
六
条
中
「
会
長
」
と 

あ
る
の
は
、
分
科
会
に
あ
っ
て
は
「
分
科
会
長
」、
部
会
に
あ
っ
て
は
「
部
会 

長
」
と
、
第
一
条
中
「
委
員
」
と
あ
る
の
は
、
分
科
会
に
あ
っ
て
は
「
当
該
分 

科
会
に
属
す
る
委
員
」、
部
会
に
あ
っ
て
は
「
当
該
部
会
に
属
す
る
委
員
」
と 

読
み
替
え
る
も
の
と
す
る
。 

 
(

雑
則) 

第
十
条 

こ
の
規
程
に
定
め
る
も
の
の
ほ
か
、
審
議
会
、
分
科
会
又
は
部
会
の
運 

営
に
必
要
な
事
項
は
、
そ
れ
ぞ
れ
会
長
、
分
科
会
長
又
は
部
会
長
が
定
め
る
。 



 7 

 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 

厚
生
科
学
審
議
会
疾
病
対
策
部
会
運
営
細
則 

(
平
成
十
三
年
二
月
二
十
三
日
疾
病
対
策
部
会
長
決
定) 

 

厚
生
科
学
審
議
会
運
営
規
程(

平
成
十
三
年
一
月
十
九
日
厚
生
科
学
審
議
会
決 

定)

第
十
条
の
規
定
に
基
づ
き
、
こ
の
細
則
を
制
定
す
る
。 

 
(

委
員
会
の
設
置) 

第
一
条 

厚
生
科
学
審
議
会
疾
病
対
策
部
会(

以
下
「
部
会
」
と
い
う
。)

に
、 

そ
の
定
め
る
と
こ
ろ
に
よ
り
、
委
員
会
を
置
く
。 

 
(

委
員
会
の
構
成) 

第
二
条 

委
員
会
は
、
厚
生
科
学
審
議
会
の
委
員
、
臨
時
委
員
又
は
専
門
委
員
の 

中
か
ら
部
会
長
が
指
名
す
る
者(

以
下
「
委
員
会
委
員
」)

に
よ
り
椿
成
す
る
。 

 
(

委
員
長
の
指
名) 

第
三
条 

委
員
会
に
委
員
長
を
置
く
。
委
員
長
は
、
委
員
会
委
員
の
中
か
ら
、
部 

会
長
が
指
名
す
る
。 

 
(

会
譲
等) 

第
四
条 

委
員
会
は
、
委
員
長
が
招
集
す
る
。 

2  

委
員
長
は
、
委
員
会
を
招
集
し
よ
う
と
す
る
と
き
は
、
あ
ら
か
じ
め
、
期
日
、 

場
所
及
び
議
題
を
委
員
会
委
員
に
通
知
し
な
け
れ
ば
な
ら
な
い
。 

3  

委
員
長
は
、
会
務
を
総
理
し
、
議
長
と
し
て
委
員
会
の
議
事
を
整
理
す
る
。 

4  

委
員
長
に
事
故
が
あ
る
と
き
は
、
委
員
会
委
員
の
う
ち
か
ら
あ
ら
か
じ
め
委 

員
長
が
指
名
し
た
者
が
そ
の
職
務
を
行
う
。 

 
(

会
議
の
公
開) 

第
五
条 

委
員
会(

第
七
条
に
規
定
す
る
も
の
を
除
く
。
以
下
次
条
に
お
い
て
同 

じ
。)

の
会
議
は
公
開
と
す
る
。
た
だ
し
、
公
開
す
る
こ
と
に
よ
り
、
個
人
情 

報
の
保
護
に
支
障
を
及
ぼ
す
お
そ
れ
が
あ
る
場
合
又
は
知
的
財
産
権
そ
の
他
個 

人
若
し
く
は
団
体
の
権
利
利
益
が
不
当
に
侵
害
さ
れ
る
お
そ
れ
が
あ
る
場
合
に 

は
、
委
員
長
は
、
会
議
を
非
公
開
と
す
る
こ
と
が
で
き
る
。 

2  

委
員
長
は
、
会
議
に
お
け
る
秩
序
の
維
持
の
た
め
、
傍
聴
人
の
退
場
を
命
ず 

る
な
ど
必
要
な
措
置
を
と
る
こ
と
が
で
き
る
。 

 
(

議
事
録) 

第
六
条 

委
員
会
に
お
け
る
議
事
は
、
次
の
事
項
を
含
め
、
議
事
録
に
記
載
す
る 

も
の
と
す
る
。 

一 

会
議
の
日
時
及
び
場
所 

二 

出
席
し
た
委
員
会
委
員
の
氏
名 

三 

議
事
と
な
っ
た
事
項 

2  

議
事
録
は
、
公
開
と
す
る
。
た
だ
し
、
個
人
情
報
の
保
護
に
支
障
を
及
ぽ
す 

お
そ
れ
が
あ
る
場
合
又
は
知
的
財
産
権
そ
の
他
個
人
若
し
く
は
団
体
の
権
利
利 

益
が
不
当
に
侵
害
さ
れ
る
お
そ
れ
が
あ
る
場
合
に
は
、
委
員
長
は
、
議
事
録
の 

全
部
又
は
一
部
を
非
公
開
と
す
る
こ
と
が
で
き
る
。 

3  

前
項
の
規
定
に
よ
り
議
事
録
の
全
部
又
は
一
部
を
非
公
開
と
す
る
場
合
に
は
、 

委
員
長
は
、
非
公
開
と
し
た
部
分
に
つ
い
て
議
事
要
旨
を
作
成
し
、
こ
れ
を
公 

開
し
な
け
れ
ば
な
ら
な
い
。 

 
(

部
会
の
定
め
る
委
員
会
に
係
る
取
扱
い) 

第
七
条 

部
会
の
定
め
る
委
員
会
の
会
議
に
つ
い
て
は
、
第
五
条
第
一
項
た
だ
し 

書
の
趣
旨
を
踏
ま
え
、
非
公
開
と
す
る
こ
と
が
で
き
る
。
た
だ
し
、
委
員
長
は
、 

前
条
第
二
項
た
だ
し
書
及
び
第
三
項
の
趣
旨
を
踏
ま
え
、
議
事
要
旨
を
作
成
し
、 

こ
れ
を
公
開
し
な
け
れ
ば
な
ら
な
い
。 

 
(

部
会
の
庶
務) 

第
八
条 

部
会
の
庶
務
は
、
厚
生
労
働
省
健
康
局
疾
病
対
策
課
に
お
い
て
総
括
し
、 

及
び
処
理
す
る
。 

 
(

雑
則) 

第
九
条 
こ
の
細
則
に
定
め
る
も
の
の
ほ
か
、
部
会
又
は
委
員
会
の
運
営
に
必
要 

な
事
項
は
、
部
会
長
又
は
委
員
長
が
定
め
る
。 
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厚生科学蕃議会疾病対策部会の委員会の設置について厚生科学蕃議会疾病対策部会の委員会の設置について厚生科学蕃議会疾病対策部会の委員会の設置について厚生科学蕃議会疾病対策部会の委員会の設置について    
 

 
 
 
 
 
 
 
   
  
 
 
 
 
 
 
  
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 

委員会の名称 所     掌 事 務 局 
 
リウマチ・アレルギー対策
委員会 

 
リウマチ・アレルギー疾患対策に関する
専門的事項を調査審議すること。 
 

 
健康局  
疾病対策課 
 

 
クロイツフェルト・ヤコブ
病等委員会 

 
クロイツフェルト・ヤコブ病等に閑する
専門的事項を調査審議すること。 
 

 
健康局  
疾病対策課 
 

 
臓器移植委員会 

 
臓器移植に関する専門的事項を調査審
議すること。 
 

 
健康局  
疾病対策課  
臓器移植対策室 
 

 
難病対策委員会 
 

 
難病対策に関する専門的事項を調査審
議すること。 

 
健康局  
疾病対策課 
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厚生科学審議会の構成厚生科学審議会の構成厚生科学審議会の構成厚生科学審議会の構成    

    
    
    

[30 名以内] 
    
    
    
    
    
    
    
    
    
    
    
    
    
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
    
    
    
    
    
    
    

                          ※実線は、法律又は政令で定められている。    
    
    

厚 生 科 学 審 議 会 

感 染 症 分 科 会 

生活衛生適正化分科会 

科 学 技 術 部 会 

疾 病 対 策 部 会 

リウマチ・アレルギー対策委員会 

難 病 対 策 委 員 会 

臓 器 移 植 委 員 会 

クロイツフェルト・ヤコブ病等委員

生 殖 補 助 医 療 部 

地域保健健康増進栄養部会 

生 活 環 境 水 道 部 

医 療 関 係 者 部 会 
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公衆衛生審議会成人病難病対策部会 
 

難 病 対 策 専 門 委 員 会 
 
 
 
 
 
 
 

最終報告 
    
    
    
    
    
    
    
 

<抜粋> 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 

平成 7年 12 月 27 日 
 
 
 
 

資料 1 
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はじめにはじめにはじめにはじめに    
 
本委員会は、公衆衛生審議会成人病難病対策部会の専門委員会として、21 世紀に向けた 
総合的な難病対策を検討するため、平成 5年 7 月に発足し、特定疾患調査研究事業及び特 
定疾患治療研究事業等をめぐる難病対策の現状とその評価及び今後の対策の方向について、 
患者団体や都道府県からの意見聴取を含めて、14 回にわたる審議を行ってきた。 
 この間、平成 6年 7 月 18 日に中間報告を取りまとめ、同月 20 日には公衆衛生審議会成人 
病難病対策部会に報告し、さらに、患者団体の意見も聴取した上で、この度、以下のとお 
り、これまでの検討結果を取りまとめたので報告する。 
 
 
1111    難病対策の現状難病対策の現状難病対策の現状難病対策の現状    
(1) 難病対軍については、現在厚生省において、特定疾患調査研究事業及び特定疾患治 
療研究事業(以下「特定疾患研究事業」という。)、心身障害研究事業、小児慢性特定 
疾患治療研究事業・更生医療給付事業、育成医療給付事業等、各種の施策が推進され 
ている。これらの施策は、法律に基づくものや予算に基づくもの、疾患の原因究明・ 
治療方法の解明等を目的とするものや児童の健全育成等を目的とするもの、また、対 
象年齢が成人であるものや児童であるものなど、様々である。 
 
(2) 難病対策として取り上げるべき疾病の範囲については昭和 47 年 10 月に策定された 
「難病対策要綱」によれば、 
①原因不明、治療方法未確立であり、かつ、後遺症を残すおそれが少なくない疾病 
②経過が慢性にわたり、単に経済的な問題のみならず介護等に著しく人手を要する 
ために家庭の負担が重く、また精神的にも負担の大きい疾病 

と定義され下おり純医学的観点と患者のおかれている臨床像及び社会的立場という 
2 つの観点から整理されている。 
我が国の難病対策は、前述の難病対策要綱に基づき、①「調査研究の推進」、② 
「医療施設の整備」、③「医療費の自己負担の解消」を 3本の柱として総合的に推進 
されてきたが、地域における在宅医療の促進という観点から、平成元年度に 4本目の 
柱として④「地域保健医療の推進」が加えられ、対策の一層の充実が図られたところ 
である。 
また、いわゆる難病のうち、スモンやベ一チェット病のような疾患を対象とする特 
定疾患研究事業は、原因究明や治療方法の解明等を目的とし、難病対策の中心的な事 
業として位置付けられているが、このうち特定疾患調査研究事業については 44 研究班 
によって、特定疾患治療研究事業については、現在 36 疾患(平成 8 年から 37 疾患)に 
ついて事業が行われている。 
 
(3) 難病対策要綱が策定されて以来 20 年余が経過し、難病対策をめぐる状況は以下のよ 
うに変化している。 
ア 特定疾患研究事業については、分子生物学や免疫学等の進歩により、 

①原因の究明が飛躍的に進んだ疾患がある 
②診断・治療法がかなり進歩し、予後が改善された疾患がある 
など、難病の医学的位置付けが変化してきており、特定疾患調査研究体制の在り方、 
特定疾患調査研究事業と特定疾患治療研究事業との連携、特定疾患治療研究事業の 
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対象疾恵の範囲等、特定疾患研究事業の在り方について見直しが必要となってきた。 
イ 平成 6 年 7 月 1 目に公布された「地域保健対策強化のための関係法律の整備に関 
する法律」中の「地域保健法」においては、保健所事業の一つとして、新たに「治 
療方法が確立していない疾病その他の特殊の疾病により長期に療養を必要とする者 
の保健に関する事項」が加えられ、平成 9年度から実施されることになっている。 
このように難病対策における保健所の役割が明確に位置付けられた。 

ウ 平成 5 年 12 月 3 日に公布された「障害者基本法」の附帯決議において、「…難病 
に起因する身体又は精神上の障害を有する者であって長期にわたり生活上の支障が 
あるもの」は、障害者基本法の障害者の範囲に含まれることとされ、きめ細かな施 
策の推進に努めることが要請されている。 
また、難病患者についても、昨今の社会情勢の変化を受けて、身体障害者と同様 
に、患者及び家族の QOL(生活の質)の向上、患者ニーズの多様化への対応、家 
族介護の負担軽減等の福祉的な課題が注目を集めてきている。 
 
こうした状況の変化を踏まえて、本委員会においては、難病対策のうち、とりわけ特 

定疾患対策については、新たな展開を検討すべき時期にきていると考える。 
以下、本報告書においては、難病対策のうち特定疾患対策について、現状の評価をも 

とに今後の展望について述べることとする。 
 
2222    今後の特定疾患対策の墓本的方向今後の特定疾患対策の墓本的方向今後の特定疾患対策の墓本的方向今後の特定疾患対策の墓本的方向    
(1)特定疾患対策の重点的かつ効果的な施策の充実と推進を図るため、①稀少性、②原 
因不明、③効果的な治療方法未確立、④生活面への長期にわたる支障(長期療養を必 
要とする)、という 4要素に基づき対象疾患として取り上げる範囲を明確にすること 
が必要である。 

 
(2)これまでの特定疾患対策は、原因究明、治療方法の開発など、主に研究あるいは医 
学・医療面からのアプローチに重点をおいて推進されてきたが、前述したような状況 
の変化を踏まえれば、今後は、①特定疾患調査研究体制や特定疾患治療研究事業の対 
象疾患の範囲など特定疾患研究事業を見直すとともに、②保縫所を核とした地域にお 
ける保健医療の推進及び保健医療と福祉の連携に基づく総合的な施策の推進に加え、 
③患者及ぴ家族の QOL の向上を目指した福祉施策の推進など、長期療養を続ける患 
者の生活面についても着目し、個々の患者の ADL(日常生活動作)の程度や病状・病 
態等に応じた必要なサービスを提供できるよう、患者及び家族の QOL の維持・向上 
を目指した対策を推進していく必要がある。 
 
(3)当委員会の中間報告において、従来の第 4の柱「地域保健医療の推進」を「地域に 
おける保健医療福祉の充実・連携」とし、地域における難病対策の総合的推進を提唱 
したところであるが、これに加え、従来未着手の分野であった福祉施策について強力 
に推進していくべきとの考えから、新たに「QOL の向上を目指した福祉施策の推進」 
を加えた 5本の柱を中心に総合的な対策を推進していくことが適当である。 
 
(4)難病対策の法制化の是非については、患者団体においても賛否両論がある等、今回 
意見を取りまとめることは困難であり、将来的な課題とすることが妥当であろう。 
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公衆衛生審議会公衆衛生審議会公衆衛生審議会公衆衛生審議会    成人病難病対策部会成人病難病対策部会成人病難病対策部会成人病難病対策部会    難病対策専門委員会難病対策専門委員会難病対策専門委員会難病対策専門委員会    
最最最最    終終終終    報報報報    告告告告    骨骨骨骨    子子子子    

    
1.1.1.1.今後の特定疾患対策の基本的方向今後の特定疾患対策の基本的方向今後の特定疾患対策の基本的方向今後の特定疾患対策の基本的方向    
(1)特定疾患対策の重点的かつ効率的な施策の充実と推進を図るため、①稀少性、②原因不明、③効果的な治療 
方法未確立、④生活面への長期にわたる支障(長期療養を必要とする)、という 4要素に基づく対象疾患の範囲 
の明確化が必要。 
(2)難病対策については、①「調査研究の推進」、②「医療施設の整備」、③「医療費の自己負担の解消」、 
④「地域保健医療の推進」を中心に進められてきたところ。 
本委員会の平成 6年 7 月の中問報告において、第 4の柱を「地域における保健医療福祉の充実・連携」とす 
ることを提唱したが、新たに第 5の柱として「QOL の向上を目指した福祉施策の推進」を加え、保健・医療 
・福祉の総合的な対策を推進していくことが適当。 
    
2.2.2.2.今後の特定疾患対策の具今後の特定疾患対策の具今後の特定疾患対策の具今後の特定疾患対策の具体的方向体的方向体的方向体的方向    
    
    ⇒⇒⇒⇒    ⇒⇒⇒⇒    
 
 
 
 
 
 ⇒⇒⇒⇒                                                    ⇒⇒⇒⇒ 
 
 
 
 
 
 
 
 ⇒⇒⇒⇒                                                    ⇒⇒⇒⇒ 
 
 
 
 
 
 
 ⇒⇒⇒⇒                                                    ⇒⇒⇒⇒ 
 
 
 
 
 
 ⇒⇒⇒⇒ 
 ⇒⇒⇒⇒ 
 
 
 
 
 ⇒⇒⇒⇒    
    

現 行 の 対 策 中 間 報 告 最 終 報 告 

3.医療費の自己負担の解消 
・治療研究の一環としての公費負担
という本来の目的より医療費の 
自己負担の軽減という福祉的な機 
能に着目 

2.医療施設の整備 
・専門病院及び専門医の偏在、医療
を支えるマンパワーの不足により 
円滑な受入れ体制不十分 
 
・長期療養患者の受入れ体制不十分

1.調査研究の推進 
・網羅的な班構成であるため班員数
が多く 1人当たりの研究費が少額 
で、掘り下げた研究が困難 
 
・研究手法・内容の硬直化 
 
・治療研究事業との連携不十分 
 

4.地域における保険医療 
福祉の充実・連携 

・難病患者地域保健医療推進事業の
拡充 
・難病に関する清報提供や研修等の
充実 
・保健所を核とした地域ケアシステ
ムの構築等 
・ホームヘルプサービス・デイサー

ビス事業等の福祉関連施策の検討 

3.医療費の自己負担の解消 
・調査研究事業との連携強化 
(データや成果等を蓄積し、調査 
研究に役立てるシステムの研究) 
 
・治療研究の対象疾患の基準の一層
の明確化 

2.医療施設の整備 
・受入れ医療機関の体制整備の検討
 
・医学的管理と介護を中心とした 
サービスを行えるような中間的 
な施設の検討 

1.調査研究の推進 
・網羅的な研究体制の見直し 
 
・各研究班の研究課題と研究期間 
の明確化 
 
・治療研究事業との連携の強化 
 
・効率的、重点的な研究が行える 
研究体制の構築 

5.QOLの向上を目指した 
福祉施策の推進 

①ホームヘルプサービス事業の創
設 
②ショートステイ事業の創設 
③目常生活用具給付事業の創設 

4.地域における保健医療 
福祉の充案・連携 

①保健所を核とした地域ケアシス
テムの構築等 
②難病患者地域保健医療推進事業
等の拡充 
③難病情報センターの設置 

3.医療費の自己負担の解消 
①対象疾患の選定基準の明確化 
②診断基準、治療指針の適切な改定
及び周知 
③調査研究と治療研究との連携強

化 

2.医療施設の整備 
①国公立病院及び民間病院等にお
ける積極的な受入れ 
 
②医学的管理と介護を中心とした
サービスを行えるような中間的な
施設の検討 

1.調査研究の推進 
①臨床調査研究グループの創設 
 
②横断的基盤研琴グループの創設 
 
③研究評価体制の強化 
 
④着手研究者の育成強化及び弾力

的運用 

4.地域保健医療の推進 
・療養の長期化、患者や家族の高齢
化等の進展により医療面のみなら 
ず、介護等のサービス面での対応 
が不十分 
 
・保健医療福祉の連携、各種情報の

提供が不十分 

【今後の対策の具体的方向】 【今後の対策の基本的方向】 【現行の対策の評価】 
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特定疾患対策懇談会特定疾患対策懇談会特定疾患対策懇談会特定疾患対策懇談会    
    

特定疾患治療研究事業に関する対象疾患検討部会報告特定疾患治療研究事業に関する対象疾患検討部会報告特定疾患治療研究事業に関する対象疾患検討部会報告特定疾患治療研究事業に関する対象疾患検討部会報告    
平成 9年 3月 19 日 

 
 
検討経過検討経過検討経過検討経過    
 
当部会は、今後の特定疾患治療研究事業の対象疾患の選定に当たっての具体的 
な基準について検討すること(特定疾患治療研究事業に関する対象疾患検討部会 
運営方針二の②)等を目的に、平成 8年 4月 15 日の特定疾患対策懇談会で、そ 
の設置が決定された。 
特定疾患治療研究事業(以下「治療研究事業」という。)に関する対象疾患の 
検討に当たっては、治療研究事業の対象疾患が特定疾患調査研究事業(以下「調 
査研究事業」という。)の対象疾患の中から選定されていることに鑑み、調査研 
究事業の対象疾患の選定基準についても検討を行うこととし、各部会員に対する 
アンケート調査を実施したほか、2回にわたり審議を行い、検討結果がまとまっ 
たので報告する。 
 
 
1111 調査研究事業の対象疾患選定基準調査研究事業の対象疾患選定基準調査研究事業の対象疾患選定基準調査研究事業の対象疾患選定基準についてについてについてについて    
 
(1)現状 
本事業は、昭和 47 年 10 月に策定された厚生省の難病対策要綱に基づき、 
昭和 47 年度からスモン、ベ一チェット病などの 8疾患を対象とする 8研究班 
でスタートし、その後、毎年対象疾患の拡大が図られ、平成 8年度には 118 
疾患を対象に、約 15 億円の予算で調査研究が行われている。 
従来、対象疾患の選定については、原因不明で効果的な治療法が未確立であ 
り、重症度も高く、予後が不良であるとか後遺症を残すおそれが少なくない疾 
患であって、症例が比較的少ない(疾患の希少性)ために全国的規模で研究を 
行わなければ原因の究明や治療方法の碓立が進まない疾患であることを基本に、 
各条件を総合的に勘案して決定することとされてきた。(ただし、がん、脳卒 
中、心臓病、進行性筋ジストロフィー、重症心身障害、精神疾患などのように 
別に組織的な研究が行われているものは除くこととされている。) 
 
 
 
 
 
 

資料 2 
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対象疾患の選定手続としては、研究課題や研究班の構成などと併せて・厚生 
大臣の私的諮問機関である特定疾患対策懇談会の意見を聴いて、厚生省が決定 
してきたが、その具体的な選定基準が明らかになっていたわけではない。 
しかし、調査研究事業対象疾患は、治療研究事業対象疾患の選定範囲となっ 
ているばかりでなく、平成 9年 1月から実施されている難病患者等居宅生活支 
援事業の事業対象者の範囲ともなっている(難病患者等ホームヘルプサービス 
事業運営要綱 3の②等)ことから、その選定基準を明確にしておくことが求め 
られている。 
 
(2)調査研究事業対象疾患の選定基準 
調査研究事業対象疾患選定基準の策定に当たっては、公衆衛生審議会成人 
病難病対策部会難病対策專門委員会の最終報告(平成 7年 12 月 27 日)に 
おいて、「特定疾患対策の重点的かつ効果的な施策の充実と推進を図るため、 
①希少性、②原因不明、③効果的な治療方法未確立、④生活面への長期にわ 
たる支障(長期療養を必要とする)という 4要素に墓づき、対象疾患として 
取り上げる範囲を明確にすることが必要である。」(2 の(1))との提言があ 
ることからこの 4要素を基本に、さらに、既に 118 疾患(平成 9年 2月現 
在)が選定されていることを踏まえ、従来の考え方にも配慮しながら検討を 
進めた。 
 検討の結果は、次のとおりである。 
 
 
① 希少性 
患者数が有病率から見て概ね 5万人未満の疾患とする。 

 
調査研究事業の自的の一つは、患者数の少ないいわゆる希少疾患に対し 

て研究者の目を向けさせ効率的な研究体制を構築することにある。このた 
めの希少性の基準をどこに置くかについては、明確な判断材料がないが、 
従来の 118 疾患の現状が概ね 5万人未満(ちなみに、平成 7年度末の治 
療研究事業の特定疾患医療受給者証交付件数によれば、最も患者数の多い 
疾患は、全身性エリテマトーデスと潰瘍性大腸炎の約 41 千人である。) 
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であること、及び希少疾病用医薬品等の指定制度(オーファンドラッグ) 
における対象疾患が 5万人未満であること等に鑑み、概ね 5万人未満とす 
ることが適当である。 
 
 
② 原因不明 
 原因又は発症機序(メカニズム)が未解明の疾患とする。 
 
最近の遺伝子研究の進展により、病因としての遺伝子異常が同定された 
疾患(ハンチントン舞踏病)や一部同定された疾患(脊髄小脳変性症、原 
発性免疫不全症侯群、表皮水疱症)があるがその遺伝子異常がどのよう 
にして発症に至るのかが依然として不明である疾患については、治療法の 
確立に向けた機序の解明が必要であるため、本調査研究事業の対象疾患と 
なり得る。 
 
 
③ 効果的な治療方法未確立 
完治に至らないまでも進行を阻止し、又は発症を予防し得る手法が確立 

されていない疾患とする。 
 
最近では、重症筋無力症に対するステロイド薬や抗コリンエステラ一ゼ 
薬の投与及び胸腺切除術や血漿交換療法を始め、SLE、強皮症、皮膚筋 
炎・多発性筋炎、結節性動脈周囲炎、大動脈炎症侯群、混合性結合組織病、 
多発性硬化症、再生不良性貧血、サルコイドーシス、特発性血小板減少性 
紫斑病、天疱瘡、悪性関節リウマチ、パ一キンソン病に対する薬剤の投与 
などかなり有効な対症療法が開発されつつある。しかし、病勢の進行その 
ものを止めるに至らないものについては、さらに効果的な治療法の開発を 
進める必要があるため、本調査研究事業の対象疾患となり得る。 
 
 
④ 生活面への長期にわたる支障(長期療養を必要とする) 
日常生活に支障があり、いずれは予後不良となる疾患或いは生涯にわた 

り療養を必要とする疾患とする。 
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何らかの機能障害等により日常生活に支障を生ずる疾患であって、いず 

れは死に至るような疾患、或いは後遺症や生涯にわたる医学的管理の必要 
性から生涯にわたる療養が不可欠な疾患は、神経疾患、感覚器疾患、内臓 
疾患等を問わず重症度が高く、生活面への長期にわたる支障があるといえ 
る。 
 
 
⑤その他 
がん、脳卒中、心臓病、進行性筋ジストロフィー、重症心身障害、精神 

疾患などのように別に組織的な研究が行われているものについては、効率 
的な研究投資の観点から従来のとおり本調査研究事業から除くべきである。 
また、新たな対象疾患の選定及び既選定疾患の廃止に当たっては、上記 

①から④の要件を総合的に勘案するとともに、本調査研究事業の対象疾患 
範囲が治療研究事業及び難病患者等居宅生活支援事業と密接に関連してい 
ることに配慮する必要がある。 
 
 

2222 治療研究事業の対象疾患選定基準について治療研究事業の対象疾患選定基準について治療研究事業の対象疾患選定基準について治療研究事業の対象疾患選定基準について    
(1)現状 
本事業は、昭和 46 年 7 月からスモン研究班が行う治療研究への協力謝金と 
してスモン入院患者に対して月 1万円を支給したことに始まる。 
昭和 48 年度からは、難病対策の強化充実策の一環として、特定疾患の治 
療費について医療保険各法(昭和 58 年からは老人保健法を含む)の規定に 
基づく自己負担分を全額公費で(国と都道府県が各 1/2)負担することとされ、 
現在(平成 9年 1月)では 38 疾患が対象となっている。 
平成 7年度末の特定疾患医療受給者証交付件数は約 32 万件、国と都道府 
県の公費負担額は合計で約 352 億円となっており、交付件数及び公費負担 
額とも毎年約 10%づつ増加している状況にある。 
従来、対象疾患の選定については、調査研究事業の対象疾患の中で、診断 
基準が確立しているものの中から、原因究明の困難性、難治度、重症度及び 
患者数等を総合的に勘案し、特定疾患対策懇談会の意見を聴いて厚生省が決 
定してきたが、公衆衛生審議会成人病難病対策部会難病対策專門委員会の最 
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終報告(平成 7年 12 月 27 日)においては、「特定疾患治療研究事業の対 
象疾患を選び出す基準は明確とは言えず、単に毎年度 1疾率ずつ追加してい 
くという現在の選定方法については見直すべきとの指摘もあった。」(3 の 
(3))との批判がなされている。 
 
 
(2)治療研究事業対象疾患の選定基準 
特定疾患治療研究事業実施要綱(昭和 48 年 4 月 17 日衛発 242 号公衆衛生局 
長通知の別紙)は、「いわゆる難病のうち、特定の疾患については、治療が 
極めて困難であり、かつ、医療費も高額であるので、特定疾患治療研究事業 
を推進し特定疾患に関する医療の確立・普及を図るとともに、患者の医療 
費の負担軽減を図ることを目的とする。」と定めている。 
この対象疾患の選定基準についは、公衆衛生審議会成人病難病対策部会難 
病対策専門委員会の最終報告(平成 7年 12 月 27 日)において、「今後は、 
対象疾患の決定に当たっての具体的な基準を作成し対象疾患を評価するこ 
とが必要である。この場合において、当分の間、対象疾患数に上限を設定し 
た上で、この基準に照らし対象疾患を取捨選定することも考慮すべきである。」 
(3 の(3)のア)との指摘を受けている。 
このため、治療研究雫業対象疾患の選定基準の検討に当たっては、特定疾 
患治療研究事業実施要綱における本事業の目的を基本に、上記提言も踏まえ 
ながら検討を進めたが、次の理由により、具体的な選定基準の設定について 
は、結論を得るに至らなかった。 
 
① 具体的な基準の設定について 
対象疾患の具体的な基準として、重症度、希少性及び QOL(生活の質) 

について検討を行った。 
 
 
(重症度について) 
ア. 既存対象疾患の重症度判断の見直し 
まず、新たな基準の設定に当たっては、近年の一部疾患における対症療 

法の進展を踏まえて、疾患としての重症度改善状況について基準を設定し、 
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既存の対象疾患を見直すことが考えられる。 
しかし、重症度の改善状況は同一疾患であっても個人によって格差があ 

るため、このことを配慮せずに疾患の一般的な重症度の改善状況だけで対 
象疾患から除外することは当画難しいのではないかとの意見が多かった。 
 
イ. 疾患別の重症度等基準 
現在、38 の対象疾患のうち、8疾患(パーキンソン病、アミロイドー 

シス、後縦靱帯骨化症、表皮水疱症、広範脊柱管狭窄症、原発性胆汁性肝 
硬変、特発性問質性肺炎、網膜色素変性症)については、重症度分類、生 
活機能症度又は病型によって対象疾患の範囲が限定されている。 
現段階で、全ての対象疾恵にこのような個別の重症度等基準を設定する 

ことは、疾患によって病態が異なるため困難であるとしても、将来の新た 
な基準の方向の一つとして検討されるべき課題である。 
 
ウ. 横断的な重症度基準 
各疾患に横断的に適用できる重症度の基準が確立できないかについても 

検討したが、神経・筋疾患のように統一的基準の設定しやすい疾患群があ 
る一方で、内臓疾患のように重症度の設定基準が極めて困難な疾患群があ 
ることから、現時点での当該基準の設定は困難である。 
 
なお、他の制度との整合性という観点から、身体障害者制度における障 

害認定基準の準用についても検討したが、障害の認定は、一定の障害が 
「永続する」ことが基本とされていることや、内臓疾患等については対象 
が限定されているため、これを治療研究事業の基準として準用することは、 
現状では困難である。 
 
 
(希少性及び QOL について) 
希少性については、調査研究事業の基準(1 の(2)の①)を適用して差し支 

えないものと思われるが、QOL については、客観的な評価基準が確立され 
ていないため、更に研究を要するものと思われる。 
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② 目的の明確化について 
上記①の検討を進める過程では、特に、特定疾患治療研究事業実施要綱に 
おける異なる 2つの目的をどのように考慮すべきかが問題となった。 
(同要綱は、治療研究事業の目的として、「治療が極めて困難であることを 
理由に、医療の確立と普及を目指す目的」と「医療費が高額であることを理 
由に、患者の医療費の負担軽減を図る目的」の 2つを挙げている。) 
 
ア. 治療が極めて困難であることを理由に、医療の確立と普及を目指す目的 
この目的は、治療研究の促進という観点から、難治度が高く、かつ患者 

数が比較的少ない疾患について、医療葦の公費負担により患者の受療を促 
進し、治療研究のための症例数を確保して治療研究に資するということで 
ある。したがって、難治度と希少性が対象疾患選定の際の最大の考慮要因 
となる。 
この目的に沿って考えれば、そもそも調査研究事業の対象である 118 
の疾患は、いずれも原因不明で治療方法のない希少疾患が対象となってい 
るのだから、治療研究事業の対象疾患についても基本的にはこの 118 疾 
患を対象にすべきこととなる。 
この塩合、それだけの予算措置が必要となるが、現実の予算面の制約に 
配慮して、特に難治度と希少性の高い疾患に限定する必要があるのだとす 
れば、1の(2)の③で指摘したようなある程度有効な対症療法が開発され 
つつある疾患は、難治度としては他の疾患に比べて相対的に低いと評価さ 
れることからこれを除外し、希少性の基準を厳しく設定するなどの方向で 
基準設定を考慮すべきこととなる。 
 
イ. 医療費が高額であることを理由に、患者の医療費の負担軽減を図る目的 
この目的は、難病患者の生活面に配慮し、高額な医療費負担の軽減を図 
ろうとするものである。したがって、医療費が高額であるか否か、或いは、 
重症度が高く、介護等に要する家族の経済的・精神的な負担が大きいか否 
かが対象疾患選定の際の最大の考慮要因となる。 
この目的に沿って考えれば、医療費が高額であることの基準の設定が重 
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要であるが、例えば、対症療法の開発すらなされておらず、医療保険の対 
象となる治療法がないような極めて難治度の高い疾患は高額の医療費を要 
するとはいえず、かえって本事業の対象範囲から除外されることになり、 
アの目的に則して考えた場合と逆の結論にもなり得るという矛盾を生じる。 
また、重症度(後遺症等による療養の長期化を含む)に配慮するとすれ 
ば、医療費が高額であることの基準は、重症度を勘案しながら設定するこ 
ととなり、前記 2の(2)の①で「重症度」の基準設定について述べたと同 
様の問題を惹起し、早急な基準の設定は困難である。 
 
 
本来、この事業が予算上「科学試験研究費補助金」として計上されている 

ことからすれば、アの目的を中心に考えるべきである。 
一方、公衆街生審議会成人病難病対策部会難病対策専門委員会の最終報告 
(平成 7年 12 月 27 日)によれば「現在では、特定疾患研究の一環としての 

公費負担という本来の目的よりは、むしろ医療費の自己負担の軽減という経 
済的な側面が着目されるに至っている。」(3 の(3))との指摘もある。 
また、予算的には、この事業は難病対策関係予算の大半を占めており、そ 

のあり方をどう捉えるかは、我が国の難病対策全体にも大きな影響を与える 
こととなる。 
このため、治療研究事業については、対象疾患選定基準の策定を行う前提 

として、今後の難病施策の方向を踏まえながら事業のあり方を再構築する必 
要があると考える。 
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平成 9年 9月 8日 
 
 
 
 

はじめに 
公衆衛生審議会成人病難病対策部会難病対策専門委員会は、21 世紀に向け 

た総合的な難病対策の方向について検討するため、平成 5年 7月に成人病難病 
対策部会によって設置され、その検討結果を平成 7年 12 月に最終報告(以下 
「最終報告」という。)としてとりまとめた。厚生省は、この報青に基づき、 
特定疾患調査研究班の再編成、難病情報センターの開設、難病患者等居宅生活 
支援事業などの施策を実施してきているところである。 
その後、次のような諸般の情勢を踏まえ、改めて今後の難病対策の進め方に 

ついて検討を行う必要が生じたことを受け、当委員会は平成 9年 4月に成人病 
難病対策部会からその検討を付託された。 
 
① 最終報告で指摘した特定疾患治療研究事業の対象疾患選定拳準作成の必 
要性に関して、特定疾患対策懇談会からその策定を困難とする旨の「特定 
疾患治療研究事業に関する対象疾患検討部会報告」がなされたこと 

 
② 最近の国会等における議論を踏まえて ALS(筋萎縮性側索硬化症)な 
どの重症難病患者の療養環境整備について検討する必要が生じたこと 

 
③ 難病情報センターや難病患者等居宅生活支援事業等の新たに実施した施 
策について点検を行う必要があると認められること 

 
④ 厳しい財政状況の中での総合的難病対策の進め方について検討する必要 
があること 

今般、患者団体からの意見聴取を含む 4回にわたる審議の結果がまとまった 
ので、次のとおり報告する。 
 
4444 特定疾患治特定疾患治特定疾患治特定疾患治療研究事業の見直しについて療研究事業の見直しについて療研究事業の見直しについて療研究事業の見直しについて    
(1)(1)(1)(1)    事業の効果事業の効果事業の効果事業の効果    
特定疾患治療研究事業は、一定の医療機関での継続的な診療を確保する 
ことにより、臨床医(研究者)の同一患者に対する長期的な治療と経過観 
察を可能にするとともに、発症の早期からの受療を促進することによって、 
次のような効果を上げできたものと評価できる。 
ア.特定疾患の病態の解明や治療方法の研究に寄与してきたこと。 
イ.対象患者を容易に把握できるため、各種の疫学調査による患者の実態 
把握に寄与してきたこと。 
ウ・継続的な医療費負担の軽減により、患者とその家族の社会生活を支援 
してきたこと。 
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エ.本事業の副次的効果として、難病に対する杜会的認識を促進し、患者 
団体の創設等とも相まって難病に対する社会的偏見の除去に寄与してき 
たばかりでなく、治療研究の対象疾患患者に対しては、多くの地方自治 
体において独自の福祉施策が実施されるなど、広範な患者対策の基盤と 
なっていること。 
 

(2)(2)(2)(2)事業の問題点事業の問題点事業の問題点事業の問題点    
しかし、現在の難病対策費の中で大きな割合を占めている本事業につい 
ては、次のような問題点が指摘されている。 
 
まず、本事業費が「科学試験研究費補助金」であるという研究事業とし 
ての側面に着目すれば、 
ア.具体的な症例や疫学的なデータの収集を効率的に行うという観点から 
みて、本事業は効率的といえるか。 
イ.長年にわたる研究の成果により対症療法等が進歩し、重症度に改善が 
見られる疾患を他の重症度の高い疾患と入れ替える等の取捨選択が必要 
ではないか。 
ウ.希少疾患の症例確保及び実態の把握という点から見れば、厳しい財政 
状況の中、医療保険各法(老人保健法を含む。以下同じ。)における医 
療費の患者負担分を全額公費で負担する必要があるのか。 
 
次に、治療が困難であるため長期の療養生活を余儀なくされる上に高額 
の医療費を負担しなければならない状況にある患者の社会生活を支援する 
ために患者の医療費の負担軽減を図るという本事業の福祉的側面に着目す 
れば、 
エ.多くの難治性疾患の中で、なぜ一部の特定疾患だけを公費負担医療と 
するのか。他の難治性疾患との間に不公平を生じているのではないか。 
オ.「高額の医療費」についての基準の設定、若しくは恵者の所得水準等 
に配慮する必要があるのではないか。 
カ.事業開始後四半世紀を経過し、事業としての熟度が高いことなどから、 
地方自治体の事業として一般財源へ移行させるべきではないか。 
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(3)(3)(3)(3)事業見直しのための選択肢事業見直しのための選択肢事業見直しのための選択肢事業見直しのための選択肢    
以上のような問題点はあるものの、総合的に見れば、本事業が難病対策 
において果たしてきた(1)の意義は依然として失われていないものと判断さ 
れるところである。また、本事業は、我が国独自の施策である難病対策の 
中心的な事業として定着していることに鑑み、今後とも研究事業であるこ 
とを基本に、その褐祉的側面にも配慮しながら維持されるべきものである 
と考える。 
ただし、厳しい財政状況の中で本事業を維持するとともに、難病対策の 
総合的な推進を図っていくためには、上記(2)の問題点を踏まえ、一定の 
見直しを行う必要があると認められる。 
その具体的な選択肢としては、次の三つが考えられる。 
①①①①    対象疾恵の見直し対象疾恵の見直し対象疾恵の見直し対象疾恵の見直し    
研究費の効率的な活用という観点から、対症療法の開発状況等を勘案 

し、希少性や難治性が相対的に低下したと思われる疾恵の他の疾患との 
入れ替えを行うことが考えられる。 
そのための対象疾患の評価と取捨選択の前提となる基準の作成につい 

ては、既に最終報告において提言がなされているところである。 
この提言を受けて特定疾患対策懇談会において行った検討においては、 

対象疾患選定基準の作成には至らなかった旨の報告を同懇談会から受け 
ている(平成 9年 3月 19 日：特定疾患対策懇談会特定疾患治療研究事 
業に関する対象疾患検討部会報告)が、今後とも中長期的な観点に立っ 
て研究すべき課題であると考える。 
②②②②    対象疾患における重症度基準の導入対象疾患における重症度基準の導入対象疾患における重症度基準の導入対象疾患における重症度基準の導入    
研究事業としての観点からは、重症度の低い患者も対象として実態の 

把握に努める必要があるが、対症療法の開発に進歩が見られる一定の疾 
患については、重症度の高い患者のみを対象とすることや重症度に応じ 
た患者負担率の設定等も考えられるところである。ただし、その実施の 
ためには対象疾恵における重症度基準の導入が不可欠であるため、今後、 
研究を進めるべき課題であると考えられる。 
③③③③    全額公費負担の見直し全額公費負担の見直し全額公費負担の見直し全額公費負担の見直し    
前記(2)のウで指摘した研究推進のための医療費全額公費負担の必要 
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性及びエで指摘した他の難治性疾患患者との社会的公平の問題を踏まえ 
るとともに、毎年、対象患者数が約 1O パーセントづつ増大している現 
状と大幅な難病対策予算の伸びが期待できない現在の財政状況の中での 
限られた予算の範囲内で、対象疾患数及び患者数を滅らさず、他の重症 
難病疾患の追加指定の要請にも対処し、かつ上記 1から 3で指摘した各 
種新規施策等の実施に要する財源を確保するためには医療費の自己負 
担分を全額公費で負担している現行制度を改め、公費負担分の一部を患 
者負担とすることが考えられる。 


