
特定疾患治療研究費補助の概要  

1．目  的  

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、   

治療が極めて困難であり、かつ、医療費も高鎮である疾患について医療の確   

立、普及を図るとともに、患者の医療費の負担軽減を図る。  

2．実施主体  都道府県  

3．補助の内容  特定疾患の治療費について、社会保険各法の規定に基づく  

自己負担の全部又は一部を毎年度の予算の範囲内で補助  

4．患者自己負担   

・平成10年5月、重症認定患者を除き一部自己負担を導入。  

（1医療機関につき、外来は1回千円（月2回まで）、入院は月1万4千円を上限）   

・平成15年1（）月から、低所得者への配慮など所得と治療状況に応じた段階的な一部自己負担や  

事業評価の導入により、制度の適正化及び安定化を一層推進  

5．対 象 疾 患  

難治性疾患克服研究事業の対象嘩患の中から、学識者から成る特定疾患対   

策懇談会の意見を聞いて選定しており、現在、45疾患が対象となっている。   

（難治性疾患克服研究事業の対象疾患）  

次の4要素（①～④）から選定し、現在、121疾患が対象となっている。  

①希少性：患者数が有病率からみて概ね5万人未満の患者とする。  

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。  

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ない疾患と  

する。  

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。   



参考資料2  

難病対策委員会中間報告（平成14年8月）への対応状況  
課  

題  対  応  状  況   

1．今後の特定疾患研究の在り方について  

○特定疾患を克服するため、治療法の確立  厚生科学研究費の再編を行い、難治性疾患の治療方  
や予後の改善等、明確な目標を設定した上  法の確立を目指した研究を一層推進することとした。こ  
で、研究内容・研究体制の大幅な充実を図  
ることが必要。   

○疾患ごとに研究の進捗状況、治療成績、  難治性疾患に関する有効な治療法選択等のための情  
羅患している患者の実態に関する評価シス  
テムを構築し、研究成果についての定量的  
な評価の実施が必要。   

2．今後の治療研究事業の在り方について（糞  

用負担を含む）  

○治療研究事業は、今後も研究事業として  
の性格を維持することが適当。  

○治療研究事業を実施する地方公共団体  平成14年度までは、特定疾患治療研究事業は「その  
においては多額の超過負担を余儀なくされ  他補助金」と整理されており、毎年1割カットされる補助  
ており、制度の適正化や衰定化が急務。  金の対象となっていた。しかし、平成15年度に見直しを  

行い、事業評価制度を導入し、制度的補助金として位  
置付けられた。  

○疾患の特性、患者の重症度、患者の経済  平成15年10月より、低所得者への配慮など所得と治  
的側面等を考慮し、一部自己負担の考え方  療状況に応じた段階的な一部自己負担の導入を行っ  
や効果的な事業実施の方法等についても整  
理することが必要。  

○難病対策の法制化については、対策の根  
拠が明確化するという長所が指摘される－  
方で、対象疾患や施策の固定化が生じると  
いう意見もあるなど、賛否両論があり、今後  
も検討が必要。   

3．今後の特定疾患の定義と治療研究対象疾  
患の選定の考え方  

○今後の難病対策を考える上でも、難治性  
疾患の原因解明や治療法の開発に関する  
施策に関しては、4要件（①希少性、②原因  
不明、③効果的な治療法禾確立、④生活面  
への長期にわたる支障）を基本とすることが  

適当。  

O「希少性」の要件については、平成9年3  
月の特定疾患対策懇談会報告において、国  

内の患者数が概ね5万人未満を目安とする  
ことが適当という考え方が示されているが、  

引き続きこれを基本とすることが適当。  

○対象となった経で患者数が5万人を上  

回った疾患や、治療成績等の面で大きく状  
況が変化した疾患については．引き続き特  
穿疾患として取り扱うことが適当かどうか定  

→ 残された検討課題  
ことについて桧討が必要。  

○対象となった後で患者数が5万人を上  
回った疾患や、治療成績等の面で大きく状  

が変化した疾鼻については、引き続き特  

定疾患として取り扱うことが適当かどうか穿  

行うことについて桧討が必要。   



難病対策委員会中間報告（平成14年8月）等を  
踏まえた特定疾患対策の主な課題  

1．特定疾患治療研究事業の現状について  

○ 患者数の増加により、希少性の要件を超えている3疾患（潰癌性  
大腸炎（80．311件）、パーキンソン病（了2  772件）  、全身性エリテマ  
トーデス（52，195））  については、平成14年8月の難病対策委員会  
中間報告においても、引き続き特定疾患として取り扱うことが適当  

かどうか評価を行うことを検討することとされている。   

また、本事業の総件数及び事業費に占める当言率3疾患の割合は、  

約4割となっている。  

（参考1）  

「今後の難病対策の在り方について（中間報告）」平成14年8月厚生科学審議会疾病対策   

部会難病対策委員会 抜粋   

「対象となった後で患者数が5万人を上回った疾患や、特定疾患に指定された当時と  

比較して治療成績等の面で大きく状況が変化したと考えられる疾患については、当該  

疾患に対する治療成績をはじめ患者の療養環境の改善等総合的な観点から、引き続き  

特定疾患として取り扱うことが適当かどうか定期的に評価を行うことについて検討す  

る必要がある。」  

（参考2）  

特定疾患（難治性疾患克服研究事業（調査研究）対象疾患）選定に係る4要件  

①希少性（概ね5万人未満）、②原因不明、③効果的な治療法未確立、  

④生活面への長期にわたる支障  

○ 特定疾患治療研究事業（医療費助成事業）は、都道府県が実施主  
体となって行っており、都道府県が本事業のために支出した費用に  
対して、国は予算の範囲内でその2分の1を補助することとされて  
いるが、対象者数及び医療費の増加等の要因によって、都道府県の  
事業費の増加に国の予算が対応できていない状況であり、都道府県  
においては超過負担となっている。  
（都道府県の実質負担 約7割）   

2．対象疾患追加要望等の状況  

○ 対象疾患への追加要望が多数あるが、平成15年10月以降現在  
まで疾患追加は行っていない。   




