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特定疾患治療研究対象疾患評価に関する研究
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目的　特定疾患対策対象疾患（難病）の疾病対策上の優先順位を評価する。

方法　全国の大学医学部の衛生・公衆衛生学関係者に対して，難病対策の優先順位をつけるため

の重み付けの調査を行うとともに，難病の臨床班の班長に対して難病の実状を把握するため

の調査を行い，両者の回答より難病対策の優先順位を付ける。

成績　難病対策の「疾患の稀少性」，「原因・病態の解明度」，「治療法の未確立」，「生活面への影

響」の4要素の重みづけは，100点満点とした場合，それぞれの平均値は14.5, 27.1, 28.5,

29.9点となり，疾患の稀少性が最も低い重みづけとなった。各要素内でのその要素を把握す

る項目の重要度を評価したところ，「疾患の稀少性」の要素では，「全国の患者数が少ないこ

と」と「全国の専門医数が少ないこと」，「原因・病態の解明度」の要素では，「発症機序が

解明されていないこと」と「診断基準が確立されていないこと」，「治療法の未確立」の要素

では，「有効と考えられる治療法が無いこと」と「5年生存率が低いこと」，「生活面への影

響」の要素では，「日常生活で介助の必要な患者の割合が高いこと」と「就労・就学（社会

参加）に支障をきたす患者の割合が高いこと」が重要となった。

結論　臨床班の班長に対する難病の実状調査にこの結果を合わせることにより，118疾患の難病

対策上の優先順位を評価したところ，現在医療費補助がある治療対象疾患が上位を占めるこ

とはなく，難病対策を見直す必要性があることが示唆された。
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