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小児慢性特定疾患児への 

支援の在り方について 

資料１ 
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１．医療費助成制度の安定化 
 小児慢性特定疾患の医療の給付は、法律補助（裁量的
経費）。国の財政が厳しい中、公費負担医療制度と比べ
て、将来的に安定的な制度とはなっていないのではない
か。 
２．医療費助成の対象疾患等のあり方 
 小児慢性特定疾患の対象疾患等について、現在の医学
的知見を踏まえて技術的に整理することが必要ではない
か。 
 
３．登録管理データを活用した治療研究の推進 
 データの精度や関係学会データとの連携が不十分
で、患児の状況の把握や治療研究への活用がされてい
ないのではないか。 
   

 
 
 
 
４．総合的な支援策の推進等 
 福祉サービス、自立支援等、総合的な支援施
策が必要でないか。 

 
 
 
 
 
 
 
   

○ 将来にわたり安定的に運営できる制度としてのあり方をどのように考えるか。 
○ 現在は、研究に資する医療の給付を行っているが、患者家庭の医療費負担の軽減とい
う福祉的な面を併せ持つ制度として、今後、どう位置づけていくべきか。 

○ 給付水準について、公平かつ持続可能な仕組みという観点から、公費負担医療制度の
給付水準との均衡を踏まえ、どのように考えるか。 

○ 対象疾患と疾患の状態の程度で医療費助成の対象者を選定する現在の仕組みについ
て、どのように考えるか。 

○ 新たな小児慢性特定疾患の対象疾患等の選定及び見直しについて、広く国民の理解
を得られる公平な仕組みをどのように考えるか。 

○ 小児慢性特定疾患対策に関する研究に資する登録管理データの精度を向上させるた
めの方策について、どのように考えるか。 

○ 登録管理データベースについて、その内容の充実を図るとともに、より安定的な位置づ
けにすることにより、小児慢性特定疾患対策に関する研究の充実を図るべきではない
か。 

○ 小児慢性特定疾患対策の登録管理と、難病などの他のデータベースとの連携につい
て、どのように考えるか。 

○ 関係者（教職員、医療従事者等）や一般の方の理解を深めるために、国・地域レベルで
小児慢性特定疾患の普及啓発の充実を図ることが必要ではないか。 

○ 慢性疾患を抱えた子どもに特有の事情（長期療養、成人移行を見据えた自立支援の重
要性等）に配慮した支援が必要ではないか。 

  その際、障害児施策や難病対策の内容を踏まえるとともに、地域の実情に応じた支援
の在り方を検討すべきではないか。 

○ さらに、上記支援を促進するためには、地域の関係者のネットワークについて、一層の
充実を図ることが必要ではないか。 

○ 小児慢性特定疾患児手帳の役割についてどのように考えるか。 
○ 小児慢性特定疾患児の特性などの理解促進のために、小児慢性特定疾患児手帳をど
のように活用するべきか。 
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新たな小児慢性疾患対策の確立に向けた課題と論点（案） 

 
 
 
 
５．小児慢性疾患に関する医療体制等 
 地域の医療機関への情報発信や関係機関等との連
携促進が必要ではないか。 
 
 
 
 
 

○ 医療費助成の対象となる医療を提供する指定医療機関について、身近な医療機関で
質の高い医療を提供する指定医療機関の在り方についてどのように考えるか。 

○ 地域の医療機関への情報発信や研修を行い、医療の質の向上を図ることが必要では
ないか。 

○ 成人移行を見据え、難病や成人の医療機関や関係機関を含めた都道府県単位の医療
連携体制が必要ではないか。 

○ 医療費助成の対象者を、専門家が公平に審査する仕組みについてどのように考えるか。 
○ また、申請手続きについては、申請者の負担を軽減する観点から、より身近な機関で
出来るようにするべきではないか。 2 



新たな小児慢性特定疾患対策の概観（案） 

＜医療費助成＞ 
（第２回小児慢性特定疾患児への支援のあり方専門委員会で検討） 

・安定的な制度の在り方 
・対象疾患とその程度の考え方 
・対象疾患とその程度の見直しの仕組み 
・給付水準の在り方  

＜医療体制等＞ 
（第４回小児慢性特定疾患児への支援のあり方 

専門委員会で検討） 

・指定医療機関制度の在り方 
・医療体制の在り方 
･医療費助成の認定等 

＜研究の推進＞ 
（第５回小児慢性特定疾患児への支援のあり方専門委員会で検討） 

・対象疾患児の状況の把握に資する 
 データの内容・収集方法 
・研究成果の国民への還元 
・データベースの構築 
・難病の治療研究事業との連携 

＜普及啓発＞ 
（第３回小児慢性特定疾患児への支援のあり方専門委員会で検討） 

・関係者（教職員、医療従事者等）への周知 
・一般の国民の理解 

＜相談・支援＞ 
（第３回小児慢性特定疾患児への支援のあり方専門委員会で検討） 

・療育相談指導事業 
・巡回相談指導事業 
・ピアカウンセリング事業 
 

 （第５回小児慢性特定疾患児への支援のあり方専門委員会で検討） 

・手帳交付事業 

＜福祉サービス＞ 
（第３回小児慢性特定疾患児への支援の 

あり方専門委員会で検討） 

・日常生活用具給付事業 
・難病患者等に係る障害
福祉サービス 

小児慢性特定疾患児 
及びその家族 
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小児慢性特定疾患対策に
関する研究等について 

1 

資料２ 



論点： 

○ 小児慢性特定疾患対策に関する研究に資する登録

管理データの精度を向上させるための方策について、

どのように考えるか。 

○ 登録管理データベースについて、その内容の充実を
図るとともに、より安定的な位置づけにすることにより、
小児慢性特定疾患対策に関する研究の充実を図るべ
きでないか。 

○ 小児慢性特定疾患対策の登録管理と、難病などの他
のデータベースとの連携について、どのように考えるか。 

 
 

１．小児慢性特定疾患対策に関する研究の推進について 

2 



登録管理・研究の現状と課題 

3 



小児慢性特定疾患治療研究事業の実施主体である都道
府県等は、厚生労働大臣への治療研究に関する成果の
報告及び各地域における小児慢性特定疾患の動向等を
把握することを目的として、小児慢性特定疾患治療研究
事業の対象児童の疾患名、発病年齢、各種検査値等の
登録管理を行い、これにより得られた情報を活用すること
により、小児慢性特定疾患に関する研究の推進を図る。 

都道府県
等 

医師 
小慢患児 

（保護者） 

①医療意見書（申請・継続時） 

③疾患名等の登録管理 
→医療従事者以外の者による
入力である、データが不正確
な場合がある。 

厚生労働省 

研究班 

小児慢性特定疾患治療研究事業に係る登録管理について 
 

②医療意見書、 
同意書の提出 

④報告 
（登録データの提出） 

趣旨 

都道府県知事等から厚生労働大臣への毎年度の報告内容 
① 年齢、性別及び整理番号 
② 疾患名、発症年齢、現在の症状、主な検査の結果及び 
 経過 
③ その他参考となる事項 
④ 医療意見書に記載された内容 

登録管理の内容 

⑤集計・分析 
→公募による研究事業の中で実施
しているため、位置付けが不安定。 
 

4 

※ 先天性代謝異常については、有効な治療方法の一つである特殊ミルクを提
供する「代謝異常児特殊ミルク供給事業」において、対象者の疾患名、特殊ミ
ルクの使用状況等の情報を把握している。 

⑥研究 
→登録管理データを十
分活用出来ていない。 



現在の小児慢性特定疾患治療研究事業における登録管理 

○ 小児慢性特定疾患の登録管理については、実施要綱において、都道府県知事等が厚生労
働大臣に対し、報告することにしている。 

○ その報告内容は、年齢、疾患名等の基本情報に加え、医療意見書の内容としている。 

［小児慢性特定疾患治療研究事業実施要綱（局長通知） （抜粋）］ 

第８ 報告 
  都道府県知事等は、次により、厚生労働大臣に対し、治療研究に関する成果を報告する
ものとする。 

 １ 報告内容 
 (1) 各毎年度、対象児童ごとに次に掲げる事項を報告すること。 
  ① 年齢、性別及び整理番号 
  ② 疾患名、発症年齢、現在の症状、主な検査の結果及び経過 
  ③ その他参考となる事項 

 (2) 別に指定する疾患により本事業の対象となっている児童については、(1)に掲げる事項

のほか、本事業の申請に当たって交付申請書に添付される医療意見書の内容を報告
すること。 

    なお、医療意見書の内容は、（中略）登録管理することとなるので、保護者より医療意
見書の内容を小児慢性特定疾患治療研究に活用することの同意を得られたいこと。 
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現在の小児慢性特定疾患治療研究事業における医療意見書 

○ 医療意見書は、医療費助成の申請時（継続を含む。）に必要な書類である。 
○ その様式は、局長通知について、疾患群ごとに定めており、疾患群に関連する検査項目を網
羅的に示すものになっている。 

［小児慢性特定疾患治療研究事業実施要綱（局長通知） （抜粋）］ 

第４ 実施方法 

２ 医療給付の申請について 

(1) 医療給付の申請 

 ② 申請者は、（中略）小児慢性特定疾患医療受診券交付申請書（以下「交付申請書」と
いう。）に次の書類を添えて、当該児童が居住する都道府県の知事又は指定都市若しく
は中核市の市長（以下「都道府県知事等」という。）に申請するものとする。（中略） 

  ア 別紙１による小児慢性特定疾患医療意見書（以下「医療意見書」という。） 

   （中略） 

 ③ （略） なお、医療意見書の様式は、疾患群ごとに作成しており、当該疾患群に関連
する検査項目を網羅的に列記していることから、「診断の根拠となった主な検査等の結
果」欄については、当該疾患の診断等に必要又は参考となる項目のみ記載すれば足り、
必ずしも全ての項目を記載する必要はない。 
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医療意見書の様式例（先天性代謝異常、慢性心疾患の例） 
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 小 児 慢 性 特 定 疾 患 （ 慢 性 心 疾 患 ） 医 療 意 見 書 （ 平 成   年 度 ）  
 
受 給 者 番 号 （           ）  

 
 新 規 (新 規 診 断 ､転 入 注 １ ）      )､ 継 続 ､再 開  

 
患  
者  

 
ふ り が な  
  氏 名  

 
男  
女  

 
生 年  
月 日  

 
昭 和     年     月     日  
平 成        （ 満     歳 ）  

 
発 症  

 
昭 ・ 平    年   月    日  

 
初 診 日   昭 ・ 平   年   月    日  

 
疾 患  
群  

 
０ ４  
慢 性 心 疾 患  

 
疾 患 名  
   注 2） 

 
                              
             ICD(      、      、       )  

 
該 当 す る 項 目 に 〇 を つ け 、 （   ） に 記 入 し て 下 さ い 。  
 
現 在 の 症 状     体 重 増 加 不 良 ： 有 、 無   体 重 (    kg)    多 呼 吸 ： 有 、 無  
ﾁｱﾉｰｾﾞ： 有 、 無    哺 乳 力 低 下 (食 欲 不 振 )： 有 、 無      易 感 染 性 ： 有 、 無  
易 疲 労 性 （ 運 動 制 限 ） ： 有 、 無 （ 小 学 生 以 上  Ｎ Ｙ Ｈ Ａ ： Ⅰ 、 Ⅱ 、 Ⅲ 、 Ⅳ ）  
 
現 在 の 治 療 ： 強 心 薬 、 利 尿 薬 、 抗 不 整 脈 薬 、 抗 血 小 板 薬 、 抗 凝 固 薬 、  
  末 梢 血 管 拡 張 薬 、 β ﾌﾞﾛｯｶｰ、 人 工 呼 吸 管 理 、 酸 素 療 法 、 そ の 他 (       )  
 
診 断 の 根 拠 と な っ た 主 な 検 査 結 果  
（ 数 値 等 を 用 い て 具 体 的 に 記 載 、 継 続 の 場 合 は 現 在 の 状 況 ）  
心 電 図 ： 正 常 、 右 室 肥 大 、 左 室 肥 大 、 両 室 肥 大 、 右 房 肥 大 、 左 房 肥 大  
  不 整 脈 ： 無 、 有 （ 診 断 名                          多 源 性 ： 無 、 有 注 3） )  
胸 部 Ｘ 線 ： 心 胸 郭 比 （    ％ ） 、 肺 血 流 ： 正 常 、 増 加 、 減 少  
心 エ コ ー ： 未 実 施 、 実 施 （ 主 な 所 見                                    )  
心 臓 カ テ ー テ ル 検 査 ： 未 実 施 、 実 施 （ 動 脈 血 酸 素 飽 和 度    ％  
  肺 動 脈 圧     /   （ 平 均 圧   mmHg） 、 右 室 圧    /    、 左 室 圧    /  
  大 動 脈 圧     /    （ 平 均 圧   mmHg） 、 Qp/Qs=        、 Rp/Rs=  
 
術 後 の 残 遺 症 、 合 併 症 ま た は 続 発 症  無 、 有 ：  
 ａ .肺 動 脈 狭 窄 （ 右 室 － 肺 動 脈 圧 較 差 20mm Hg以 上 ）  
  ｂ .大 動 脈 狭 窄 （ 左 室 － 大 動 脈 圧 較 差 20mm Hg以 上 ）  
 ｃ .大 動 脈 再 縮 窄 （ 圧 較 差 20mmHg以 上 ）   ｄ .房 室 弁 逆 流 （ ２ 度 以 上 ）  
 ｅ .半 月 弁 逆 流 （ ２ 度 以 上 ： 肺 動 脈 弁 、 大 動 脈 弁 ）  
 ｆ .肺 高 血 圧 症 （ 収 縮 期 血 圧 40mmHg以 上 ）  
  ｇ .心 筋 障 害  左 室 ／ 体 心 室 駆 出 率 0.6以 下 （  . ）  
  ｈ .不 整 脈 （ 心 室 性 期 外 収 縮 、 上 室 性 頻 拍 、 心 室 性 頻 拍 、 心 房 粗 細 動 、  
      高 度 房 室 ブ ロ ッ ク ）  
そ の 他 の 特 記 す べ き 所 見  
 
 
経 過 （ こ れ ま で に 行 わ れ た 治 療 、 そ の 他 の 検 査 結 果 ）  
 
手 術 ： 未 実 施 ； 不 要 、 経 過 に よ り 必 要 、 予 定 あ り  
      実 施 ； 短 絡 手 術 、 そ の 他 の 姑 息 術 （                )  
            ２ 心 室 修 復 術 、 フ ォ ン タ ン 手 術  
    根 治 術 不 能  
カ テ ー テ ル 治 療 ： 無 、 有 （ 術 式                     )  
治 癒 、 改 善 、 不 変 、 悪 化 、 死 亡 、 判 定 不 能  
 
今 後 の 治 療 方 針  
 
学 校 生 活 管 理 指 導 表 の 指 導 区 分 ： Ａ 、 Ｂ 、 Ｃ 、 Ｄ 、 Ｅ  
(幼 児 も 同 様 の 基 準 に 準 じ る )                           
 
治 療 見 込  
  期 間  
 

 
 入 院  

 
平 成   年   月    日 か ら 平 成   年   月    日  

 
 通 院  

 
平 成   年   月    日 か ら 平 成   年   月    日 （ 月   回 ）  

 
上 記 の 通 り 診 断 す る          医 療 機 関 所 在 地  
    平 成   年   月    日             名 称                          科  
                                  医 師 氏 名                   印  
 

注 １ ） 転 入 の 場 合 は 、 転 入 前 の 都 道 府 県 ･指 定 都 市 ･中 核 市 名 を 記 入 し て 下 さ い 。  
注 ２ ） 疾 患 名 は ３ つ ま で 登 録 可 能 で す 。 た だ し 、 主 と な る 疾 患 名 を 最 も 左 側 に  
  記 入 し て 下 さ い 。 こ の 疾 患 名 で 対 象 の 可 否 が 判 定 さ れ ま す 。  

注 ３ ） 心 室 性 期 外 収 縮 の 場 合 は 、 多 源 性 の 有 無 を 記 入 し て 下 さ  

 

小 児 慢 性 特 定 疾 患 （ 先 天 性 代 謝 異 常 ） 医 療 意 見 書 （ 平 成   年 度 ）  
 
受 給 者 番 号 （           ）  

 
 新 規 (新 規 診 断 ､転 入 注 ）       )､  継 続 ､再 開  

 
患  
者  

 
ふ り が な  
  氏 名  

 
男  
女  

 
生 年  
月 日  

 
昭 和     年     月     日  
平 成        （ 満     歳 ）  

 
発 症  

 
昭 ・ 平    年     月 頃  

 
初 診 日   昭 ・ 平   年   月    日  

 
疾 患  
群  

 
０ ８  
先 天 性 代 謝 異 常  

 
疾 患 名  
 

 
                            
                       ICD(      )  

 
 現 在 の 症 状 ： 該 当 す る も の に 〇 を つ け 、 必 要 な 場 合 は 自 由 記 載 し て 下 さ い  
ﾏ ｽ ｽ ｸ ﾘ ｰ ﾆ ﾝ ｸ ﾞで 発 見  (有 ､  無 )、 知 的 障 害  (有 ､ 無 )、  運 動 障 害  (有 ､  無 )、  
        成 長 障 害  (有 ､  無 )、     痙 攣  (有 ､ 無 )、 嘔 吐 ／ 下 痢  (有 ､  無 )、  
            肝 腫  (有 ､  無 )、 特 異 顔 貌  (有 ､ 無 )、 眼 科 的 異 常  (有 ､  無 )、  
          骨 変 形  (有 ､  無 )、 尿 路 結 石  (有 ､ 無 )、 そ の 他 （              
 
 
 診 断 の 根 拠 と な っ た 主 な 検 査 等 の 結 果（ 該 当 す る も の に 〇 を つ け 、数 値 等 を
用 い て 具 体 的 に 記 載 し て 下 さ い ）  
血 液 分 析 ： 未 実 施 、 実 施 （ ア ミ ノ 酸 、 有 機 酸 、 脂 質 、 ア ン モ ニ ア 、 ｐ Ｈ 、  
        セ ル ロ プ ラ ス ミ ン 、 グ ル コ ー ス 、 銅 、 乳 酸 、ピ ル ビ ン 酸 、そ の 他 ）  
   （ 所 見                                                     ）  
尿 分 析  ： 未 実 施 、 実 施 （ ア ミ ノ 酸 、 有 機 酸 、 ム コ 多 糖 体 、 グ ル コ ー ス 、  
    蛋 白 、 そ の 他 ） （ 所 見                                       ）  
負 荷 テ ス ト ： 未 実 施 、 実 施 （ 所 見                                   ）  
酵 素 活 性 測 定 ： 未 実 施 、 実 施 （ 所 見                                   ）  
遺 伝 子 解 析 ： 未 実 施 、 実 施 （ 所 見                                   ）  
骨 Ｘ 線 検 査 ： 未 実 施 、 実 施 （ 所 見                                   ）  
そ の 他 （                                                            
 
 
 
 そ の 他 の 現 在 の 主 な 所 見 等 （ 該 当 す る も の に 〇 を つ け 、 具 体 的 に 記 載 )  
合  併  症 （ 無 、 有                             )、 知 能 指 数 (     )  
運 動 機 能 （ 寝 た き り 、 座 れ る 、 歩 行 障 害 、 歩 け る 、 走 れ る ）  
就 学 状 況（ 通 常 学 級 、 特 別 支 援 学 級 、 特 別 支 援 学 校 、訪 問 教 育 、就 学 前 、そ  
    の 他 ）  
 
 
 
 
 
経 過 （ こ れ ま で に 行 わ れ た 主 な 治 療 、 主 な 検 査 等 の 結 果 ）  
 
 
 
 
 
 
 （ １ つ に ○ 印 ： 治 癒 、 寛 解 、 改 善 、 不 変 、 再 燃 、 悪 化 、 死 亡 、 判 定 不 能 ）  
 
今 後 の 治 療 方 針  
 
 
 
 
 
 軟 骨 無 形 成 症 の 場 合 ： 成 長 ホ ル モ ン 治 療 （ 要 、 不 要 ）  
  添 付 す る 成 長 ホ ル モ ン 治 療 用 意 見 書 は （ 初 回 、 継 続 ）  
 
治 療 見 込  
  期 間  
 

 
入 院  

 
平 成   年   月    日 か ら 平 成   年   月    日  

 
通 院  

 
平 成   年   月    日 か ら 平 成   年   月    日 （ 月   回 ）  

 
上 記 の 通 り 診 断 す る          医 療 機 関 所 在 地  
                         名 称                          科  
      平 成   年   月    日  
                                  医 師 氏 名                   印  
 

注 ） 転 入 の 場 合 は 、 転 入 前 の 都 道 府 県 ･指 定 都 市 ･中 核 市 名 を 記 入 し て 下 さ い 。  
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年度 報告期限の年度内に提出の
あった自治体数 

報告期限までに提出の
あった自治体数 

平成21年 ９２／１０６ ３８／１０６ 
（８７％） （３６％） 

平成22年 １０４／１０６ ４６／１０６ 
（９８％） （４３％） 

平成23年 １０３／１０８※ ５８／１０８ 
（９５％） （５４％） 

  
○ 小児慢性特定疾患治療研究事業に係る登録管理の報告期限については、小 
 児慢性特定疾患治療研究事業実施要綱第８に、翌年度の６月３０日までに報告 
 することと定められているが、例年、報告期限までに提出のある自治体は少ない。 
  

※平成２３年度の状況については平成２４年１１月末日時点での提出件数。 
平成２４年度母子保健課調べ 

厚生労働省への登録データの到着状況 
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      小児慢性特定疾患治療研究事業に係る登録管理データ上の人数    単位：（人） 

疾患群／年度 H17 H18 H19 H20 H21 H22 

悪性新生物 15,095 13,736 13,768 12,802 12,412 12,811 

慢性腎疾患 8,685 7,855 8,242 7,734 7,332 7,997 

慢性呼吸器疾患 1,688 1,878 2,104 2,081 2,118 2,428 

慢性心疾患 14,029 13,525 15,026 14,815 13,812 14,987 

内分泌疾患 30,524 28,924 28,969 27,876 27,282 29,322 

膠原病 4,091 3,563 3,571 3,243 3,235 3,376 

糖尿病 5,970 6,016 6,200 5,878 5,818 5,934 

先天性代謝異常 4,497 4,376 4,470 4,162 4,121 4,297 

血液・免疫疾患 4,402 3,957 3,986 3,766 3,703 3,842 

神経・筋疾患 2,880 3,167 3,934 3,995 3,828 4,327 

慢性消化器疾患 2,782 2,683 2,742 2,631 2,650 2,753 

全疾患群（合計） 94,643 89,680 93,012 88,983 86,311 92,074 

          小児慢性特定疾患治療研究事業費補助金上の実績人数        単位：（人） 

給付人員 123,804 108,343 105,409 106,368 107,894 108,790 

 
法制化後の小児慢性特定疾患治療研究事業の年度別疾患群別登録人数 

                                  

上表：平成２３年度厚生労働科学研究費補助金（成育疾患克服等次世代育成基盤研究事業）分担研究報告書 
下表：母子保健課調べ 



小児慢性特定疾患と難病等の研究の分担の現状 

 
 
難治性疾患克服研究事業 
  
（難病の研究内容） 
○希少難治性疾患の病態解明 
○診断・治療法の開発及び確立 
○標準的診断・治療法の確立及び普及 
 
                      など 
 
第３次対がん総合戦略研究事業 
 
腎疾患対策研究事業 
 
免疫アレルギー疾患等予防・治療研究事業 

 
など 

 
 

 
 
成育疾患克服等次世代育成基盤研究事業 
 
（小児慢性特定疾患の研究内容） 
○登録管理の集計・分析 
・小児慢性特定疾患の診断名、年齢、都道府
県別などの疫学状況の把握 
・患者の症状や検査データ、治療状況等の疫
学や経過の把握 等 

○小児慢性特定疾患登録の向上のための研究 

○小児慢性特定疾患対策のための研究・二次
調査 
・非継続症例の治療状況・予後に関する研究 
・患者の生活や教育状況に関する研究 
・家族の状況に関する研究 等 

 など 
※本事業においては、小慢関係の研究の他、乳幼児健診の標準

化、健やか親子21、生殖補助医療の予後など、母子保健・児
童福祉の向上に資する研究を実施。 10 

○ 小児慢性特定疾患対策の研究の趣旨は、児童の健全育成であるが、難病やがん、アレルギー疾患等個別の疾患対策と
して研究が行われている例もある。 

○ 小児慢性特定疾患の登録管理について、公募による研究事業の中で実施している。 

個別疾患の研究事業の例 母子保健及び児童福祉の研究事業 



  

 小児慢性特定疾患児に対する医療費助成の中で得た患児の医学的な状

況等について、登録管理を行っている。さらに、登録管理データを活かし、

年齢分布や地理的分布などの疫学状況の把握、予後や非継続症例の状

況の二次調査等を行ってきた。これまでに、以下のような課題が指摘されて

いる。  

１．登録管理データの精度 

○ 自治体により整理番号（ID）が異なるため、転居等により、個人のデータ

を経年的に把握できなくなる。 

○ 医療従事者以外の者が医療意見書の記載内容を入力しており、不正

確な場合がある。 

現状と課題① 

11 



 

 

２．登録管理データの集計・分析、研究利用 

○ 都道府県等から報告された登録管理データの集計・分析、情報発
信については、公募による研究事業の中で行われており、位置付けが
安定していない。 

 

○ 登録管理データについて、小児慢性特定疾患対策の研究に十分に
活用できていない。 

 

３．難病などの他のデータベースとの連携 

○ 難病や特殊ミルク供給事業など、他の関連するデータベースとの連
携が十分でない。 

現状と課題② 

12 



登録管理・研究の今後の在り方 

13 



小児慢性特定疾患の登録管理と研究の充実（イメージ） 

＜成育疾患克服等次世代育成基盤研究事業＞ 
 
（小児慢性特定疾患対策の二次調査・研究） 
○患者の治療効果評価 
○疾患の早期発見に関する研究 
○患者の自立支援等の充実に関する研究 
○家族支援の在り方に関する研究 等 

※この他、引き続き、乳幼児健診の標準化など、母子保健・

児童福祉の向上に資する研究を実施。 
 
 
 
 研究成果の情報発信、支援策への活用 14 

＜難病患者データ登録＞ 

 
 

＜小児慢性特定疾患登録管理＞ 
  
 →登録管理の位置づけを明確化し、より安定的にする 
 ことにより、精度の向上なとを図る。 

 
 

○ 小児慢性特定疾患の登録管理について、内容の充実と精度の向上、安定化を図るとともに、
難病患者データ登録との連携を進めることにより、小児慢性特定疾患対策に関する二次調査、
研究の更なる充実を図る。 

＜個別疾患の研究事業の例＞ 
 

・難治性疾患克服研究事業 
・難病・がん等の疾患分野の医療の実用化研究 

・第３次対がん総合戦略研究事業 

・腎疾患対策研究事業 

・免疫アレルギー疾患等予防・治療研究事業 等 
 

連
携 



患 
 
児 

・小児慢性特定疾患児
の実態把握 
・研究成果を情報発信 

小児慢性特定疾患
研究班、 

関係学会等 

•小児慢性特定疾患登録管理データを、一元的に管理 
•他の小児データベース等の情報も併せて、情報発信 
•小児慢性特定疾患専門医療機関（仮称）との連携 
  

都道府県等 

受 
給 
者 
証 

申 
請 

（認定審査） 

国民・専門家 

利 
用 
許 
可 

利 
用 
申 
請 

認定結果 

患児 
データ提供 

中央機関 

患児データ登録 
(医療意見書と同内容） 

小児慢性特定疾患専門医療機
関（仮称）（小児中核病院／地
域小児医療センター等）の医師 

       小児慢性特定疾患児の登録管理データの精度の向上と有効活用（案） 
（新たな仕組みの全体イメージ） 

受診 

医療意見書 
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連携 

難病、がん、アレルギー疾患等個別の疾患対策の研究班 

各疾患群の責任者の協議会 
• 認定審査への助言 
• データ登録の精度管理等 

支援・助言 
患児、家族 

連携 



（参考）医療意見書作成医療機関 
○ 疾患群によりばらつきはあるが、医療意見書（新規および継続）の作成医療機関は、小児科専 
 門医研修施設等の病院が多い。 

83% 

93% 

70% 

78% 

84% 

76% 

86% 

77% 

86% 

80% 

89% 

98% 

7.9% 

5.8% 

26.4% 

17.5% 

9.8% 

11.3% 

10.4% 

2.6% 

12.6% 

17.5% 

8.1% 

1.8% 

8.9% 

0.7% 

3.4% 

4.5% 

6.2% 

13.0% 

3.6% 

20.7% 

1.2% 

2.8% 

3.1% 

0.7% 

0% 10% 20% 30% 40% 50% 60% 70% 80% 90% 100% 

全体 

慢性消化器疾患 

神経・筋疾患 

血友病等血液・免疫疾患 

先天性代謝異常 

糖尿病 

膠原病 

内分泌疾患 

慢性心疾患 

慢性呼吸器疾患 

慢性腎疾患 

悪性新生物 

小児科専門医研修施設 小児科専門医研修施設以外の病院等 診療所 

※小児慢性特定疾患登録管理データ（平成２０年度）より 
16 



今後の登録管理・研究の在り方（案）① 
 
○ 登録管理データの精度の向上のため、「小児慢性特定疾
患専門医療機関（仮称）」（小児中核病院や地域小児医療セ
ンター等）の医師が、新規・継続の医療意見書の作成及び登
録管理データ登録を行うこととしてはどうか。 

 
○  都道府県単位で11の疾患群ごとに責任者（医師）を決め、

データの精度管理や認定審査の支援を行うこととしてはどう
か。 

 
○ 全国一律の整理番号（ID）とすることにより、経年的な登録
管理を行えるようにしてはどうか。 
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今後の登録管理・研究の在り方（案）② 

○ 登録管理事業の位置付けを明確化し、安定的にすること
によって、小児慢性特定疾患対策の健全育成に役立つ研究
への活用を推進してはどうか。 

   また、療養、自立支援、家族支援などを含め、研究の充実
を図ってはどうか。 

 
 ○ 小児慢性特定疾患対策の登録管理と難病や特殊ミルク

供給事業等他のデータベースとの連携が可能な仕組みとし
てはどうか。 

18 



 

論点： 

○ 小児慢性特定疾患児手帳の役割についてどのよ

うに考えるか。 

○ 小児慢性特定疾患児の特性などの理解促進のた

めに、小児慢性特定疾患児手帳をどのように活用

するべきか。 

 

 

２．手帳制度の在り方について 

19 



手帳制度の現状 

20 



小児慢性特定疾患児手帳交付事業の概要 

○ 小児慢性特定疾患治療研究事業の対象疾患にり患している児童に対して一貫した治療や指 
 導を行うとともに、その症状が急変した場合に、周囲の者により医療機関等に速やかに連絡が行 
 われ、また、学校生活等において関係者が症状を正しく理解し適切な対応が図られるよう、本人の 
 健康状態の記録・かかりつけ医療機関の連絡先等を記入した手帳を交付することにより、小児慢 
 性特定疾患児の福祉の増進に寄与することを目的とする。 

事業の目的 

 

○創設：平成6年12月1日「小児慢性特定疾患児手帳交付事業について」（局長通知及び課長通知） 

○対象者：小児慢性特定疾患治療研究事業の対象者 

○実施主体：都道府県、指定都市、中核市 

概要 

  平成２１年度 平成２２年度 平成２３年度 

交付人数（更新含む） 19,462人 18,815人 20,226人 

自治体の実施率 ６７．６% ６７．３% ６７．３% 

交付実績 

※母子保健課調べ 
※自治体の実施率は、当該年度に手帳の交付を実施した自治体の割合 
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現在の小児慢性特定疾患児手帳の目的等 
○ 現在の小児慢性特定疾患児手帳は、①一貫した治療や指導に活かすことに加え、対象者が
子どもであることにかんがみ、②急変時に迅速に対応できること、③学校生活等において適切
な対応が図られることを目的としている。 

○ また、これらの目的を踏まえ、交付を希望する者による申請によって交付するとともに、返還
を要しない仕組みとしている。 

［小児慢性特定疾患児手帳交付事業実施要綱（局長通知） （抜粋）］ 

第１ 目的 
 この制度は、・・・小児慢性特定疾患治療研究事業の対象疾病にり患している児童（以下、「小児慢性特定
疾患児」という。）に対して一貫した治療や指導を行うとともに、小児慢性特定疾患児の症状が急変した場合
に、周辺の者により医療機関等に速やかに連絡が行われ、また、学校生活等において関係者が小児慢性特
定疾患児の症状を正しく理解し適切な対応が図られるよう、本人の健康状態の記録・かかりつけ医療機関の
連絡先等を記入した手帳を交付することにより、小児慢性特定疾患児の福祉の増進に寄与することを目的と
する。 

第５ 手帳の申請及び交付手続 
 １ 手帳の申請手続は、小児慢性特定疾患児の保護者が、当該小児慢性特定疾患児の居住地を管轄する保

健所を経由して都道府県知事等に対して行うものとする。 
 ２ 都道府県知事等は、小児慢性特定疾患治療研究事業台帳により確認を行ったうえ、速やかに、保健所を

経由して申請者に手帳を交付する。 

［小児慢性特定疾患児手帳交付事業について（課長通知） （抜粋）］ 

第４ 小児慢性特定疾患児手帳交付後の手続き 
３ 小児慢性特定疾患児手帳の交付を受けた小児慢性特定疾患児又はその保護者は、小児慢性特定疾患児
が小児特定疾患治療研究事業の対象疾病が治ゆしたとき又は死亡したときであっても、都道府県知事等に
手帳を返還する必要はないものとする。 22 



現在の小児慢性特定疾患児手帳の記載事項 

［小児慢性特定疾患児手帳交付事業実施要綱（局長通知） （抜粋）］ 

第４ 手帳の名称及び記載事項 
２ 手帳の主な記載事項は、次のとおりとする。 

(1) 手帳の目的と使用方法 
(2) 小児慢性特定疾患治療研究事業の概要 
(3) 本人・保護者及び関係医療機関の連絡先 
(4) 特記すべき事項 
(5) 緊急時に対応すべき医療情報 
(6) 検査の結果 
(7) 成長の記録 
(8) 保護者からみた健康状態の記録 
(9) 治療・相談・指導内容の記録 
(10) 学校等との連絡事項 
(11) 備考欄 
(12) 緊急連絡先 
(13) その他、小児慢性特定疾患児の福祉の増進に必要な事項（任意） 

［小児慢性特定疾患児手帳交付事業について（課長通知） （抜粋）］ 

第２ 名称及び記載事項 
２ 記載事項 
  記載事項については、要綱及び要綱別添の様式に示された事項に付加して都道府県等において、委託医療
機関、保健所の所在地、福祉措置の内容・概要等の必要な事項を記載することができる。 

23 



現在の小児慢性特定疾患児手帳の様式① 
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現在の小児慢性特定疾患児手帳の様式② 
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自治体の小児慢性特定疾患児手帳の例① 
○ 神戸市は、局長通知で示している記載事項に加え、日常生活で困った場合の相談窓口の紹
介を掲載するなど、工夫を凝らしている。 

26 

日常生活でお困りのことはありませんか 



自治体の小児慢性特定疾患児手帳の例② 
○大阪市は、局長通知で示している記載事項に加え、小児慢性特定疾患の医療費助成の申請手続きや日常生活用具、ピア
カウンセリング事業の紹介など、周辺事業の紹介をするなど工夫を凝らしている。 
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現在の小児慢性特定疾患手帳に関する地方自治体の意見 
(平成12年厚生科学研究「小児慢性特定疾患手帳に関する実態と問題点」より)          

  

【手帳が活用されない原因】 
 ○ 親が持参しない 
 ○ 医療関係者が手帳の存在、活用法を意識していない 
 ○ 学校保健と医療機関との連携に用いづらい、記入しづらい 
 ○ プライバシーが守れない 
 ○ 各疾患に応じた内容になっていない 
 ○ 医療機関等医療現場の意見を反映していない 
 ○ 内容が中途半端である 
 
【手帳交付率が低い原因】 
 ○ 交付時期が治療研究助成事業の申請時なのか、医療券交付時なのか希望時な 
  のかはっきりしていない 
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小児慢性特定疾患児手帳の 
今後の在り方 

29 



手帳の活用が想定される場面（イメージ） 
○ 小児慢性特定疾患児手帳により情報共有することで、多くの場面において患児及び家族と医
療機関、教育機関、医療機関同士等の連携が図られる。 

   また、患児の健康管理にも資する。 

発症 就学 
（5～6歳） 

大人へ 

○学校生活で配慮すべき事項は何か？ 
○それを学校に理解してもらうためにどうすれば
いいか？ 

○どのような疾患なのか？ 
 （症状、治療方法等） 
○日常生活での注意点は何か？ 
○どこに相談すればいいのか？ 
 （医療、支援制度、育児相談等） 

○通院の送り迎えなど、日頃のケアが負担である。体調が悪い場合、仕
事が忙しい場合などには、どうしたらいいか？ 

○患児の通院の付き添いなどの間、きょうだいに対する支援はどうしたら
いいか？ 

○子どもの自立も見据え、どのように子育てに取り組めばいいか？ 

就職 

子ども・家族の悩み 家族の悩み 

30 

○自立に向けてどのような準備
が必要か？ 

手帳による 
情報共有 
健康管理 



小児慢性特定疾患児手帳の今後の在り方（案） 
 
 
 
 
○ 小児慢性特定疾患児手帳（以下「手帳」という。）については、
患児、その家族、保健・医療関係者、学校関係者等が、疾患に関
すること、生活上の注意点、緊急時の対応方法などの情報をより
効果的に共有できるよう、様式の見直しを行ってはどうか。 

  また、見直しに当たっては、特に医学的状況について医療機関
間で共有できるよう配慮してはどうか。 

 
○ 手帳の申請手続の簡素化等、取得のための患児・家族の負担
を軽減するとともに、関係者に対する一層の周知を行うべきでは
ないか。 
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議論の整理（案）① 

 

※ 本資料は、第１回専門委員会から第３回専門委員会までの議論について、委員の意見及び事務局説明 

の概要を整理したものである。 

 
１．小児慢性特定疾患の医療費助成の意義・在り方について 

論点： 

○ 将来にわたり安定的に運営できる制度としてのあり方をどのように考えるか。 

○ 現在は、研究に資する医療の給付を行っているが、患者家庭の医療費負担の軽減と

いう福祉的な面を併せ持つ制度として、今後、どう位置づけていくべきか。 

  

○ 児童福祉法第２条において、国及び地方公共団体は、児童の健全育成に責任を

負っている中、小児慢性特定疾患に対する医療費助成は、子どもの生命と成長の

保障に大きく貢献するものである。 
○ 小児慢性特定疾患治療研究事業の事業費については、医療費の負担軽減という

福祉的な目的を併せ持つ事業として患者や家族の生活を支えるため、安定性を確

保する必要がある。 
 
 
２．小児慢性特定疾患の医療費助成の対象について 

論点： 

○ 対象疾患と疾患の状態の程度で医療費助成の対象者を選定する現在の仕組みについ

て、どのように考えるか。 

○ 新たな小児慢性特定疾患対策の対象疾患等の選定及び見直しについて、広く国民の理

解を得られる公平な仕組みをどのように考えるか。 

 

○ 全国統一的に、公平で客観的な審査認定を行うためには、助成の対象範囲につ

いて、疾患名、重症度基準が明確になっていることが必要である。 
○ 対象疾患の選定のための何らかの判断のための基準が必要であり、 

 ① 慢性に経過する疾患であるか 

 ② 生命を長期にわたって脅かす疾患であるか 

 ③ 症状や治療が長期にわたって生活の質を低下させる疾患であるか 

 ④ 長期にわたって高額な医療費の負担が続く疾患であるか 

 を考慮して対象疾患を選定するというこれまでの考え方を踏まえていく 
ことが妥当である。 
○ 上記の４要素に沿って、学会の協力なども得ながら、更なるデータの収集、整

理を行い、現時点の医学的知見を反映した対象疾患の選定、見直しの検討が必要 

資料３ 



である。 
○ 小児科分野では、治療方針、診断基準の確立が不明確な部分もあるので、学会

における努力も要請する必要がある。 
○ 重症度基準は、より重度の子どもたちの負担を軽減するという意味で今後とも

必要である。ただし、高額の医療費を要するにもかかわらず、重症度基準により

対象疾患から除外されている疾患もあれば、症状が安定していても助成対象に認

定される疾患もあり、更なる実態把握が必要である。 
○ 国民に対する説明責任や、助成対象外になった疾患等の不公平感をできるだけ

小さくするために、対象疾患の選定や見直しの仕組みについては、公開の場で審

議し、公正性・透明性を確保することが重要である。その際、医療の専門家だけ

でなく、法律の専門家や関係団体等の様々な立場の人も参加する合議体とするこ

とが適当である。 
 
 
３．給付水準について 

論点： 

○ 公平かつ持続可能な仕組みとする観点から、給付水準についてどのように考えるか。 

○ 公費負担医療制度の給付水準との均衡の確保についてどのように考えるか。 

 

○ 給付水準については、国民に対して制度が合理的なものであると説明できる必

要があり、他の公費負担医療制度とのバランスを見て、均衡がとれていないもの

について検討が必要である。例えば、入院時の食事療養費は給付対象から除外し

ている制度がある。 
○ 限られた資源をより必要度の高い人に行き渡らせ、持続可能な制度とする観点

からも、負担能力に応じて、適正な利用者負担は必要である。 
○ 利用者負担の適正化は必要であるが、低所得者や複数の患者がいる家庭に与え

る影響への配慮が必要である。 
 

 
 
 
 
 
 
 
 
 
 



４.小児慢性疾患に関する普及啓発 

論点： 

○ 関係者（教職員、医療従事者）や一般の方の理解を深めるために、国・地域レベル 

で小児慢性特定疾患の普及啓発の充実を図ることが必要ではないか。 

 

○ 患者・家族をはじめとするさまざまな関係者がそれぞれ必要とする正確でわか

りやすい情報が簡単に検索・入手できるような情報提供の仕組みを構築すべきで

ある。 
○ そのために、小児慢性疾患に関する幅広い関連情報の入り口となるポータルサ

イトの構築・運営が重要である。患者・家族、医療従事者、学校関係者など、立

場・ニーズに応じた情報の入り口を提供することが適当である。 
○ 当事者がもっとも必要とする医療費助成の申請手続きなどの情報をわかりやす

く提供する必要がある。 
  また、医療費助成だけでなく、療育相談支援や福祉用具サービス、他の関連制

度の行政サービス、地域のインフォーマル・サービス、地域の医療機関の情報な

ど、患者・家族が必要とする様々な支援について幅広い情報提供が必要である。 
○ 普通の子どもたちの病気に関する理解が進むよう、子ども向けの内容も必要で

ある。 
○ 情報のよろず相談所機能を果たすために、製薬会社や研究班の研究状況なども

わかるようにし、患者にフィードバックするべきである。 

○ 医療費助成を遅滞なく受けられるよう、医療従事者に対する周知活動も重要で

ある。 
○ 学校関係者に対する情報提供は、特別支援学校の関係者だけではなく、一般の小

中学校の関係者に対して、小児慢性特定疾患を持つ子どもたちの理解を深めるこ

とが重要である。 
○ 公費で実施している事業であり、一般国民の理解を得る必要があるため、事業

の意義についても情報提供が必要である。 
○ ポータルサイトの構築・運営は適切な機関が行う必要があるが、学会や家族会

の協力を得ることが必要である。 
 



５．地域における小児慢性特定疾患児の支援の在り方について 

論点： 

○ 慢性疾患を抱えた子どもに特有の事情（長期療養、成人移行を見据えた自立支援の重

要性等）に配慮した支援が必要ではないか。 

その際、障害児支援や難病対策の内容を踏まえるとともに、地域の実情に応じた支援

のあり方を検討すべきではないか。 

○ さらに、上記支援を促進するためには、地域の関係者のネットワークについて、一層

の充実を図ることが必要ではないか。  

 

○ 高度医療等により、生存率など治療予後が改善される一方で、医療の先の受け

皿が必ずしも十分ではない状況があり、子どもに対する教育や成長発達支援サー

ビス、福祉サービスなどの療育生活を支える様々な支援のニーズが高まっている。 
○ 患者の成長過程・病状に応じて、慢性疾患を抱える子どもに特有の事情に配慮

した支援として、①療養に関する支援のほか、②学校生活に関する支援、③自立

に向けた支援、④家族を支える支援という観点からの充実を検討していくべきで

ある。 
○ 入院環境の整備は進んでいる一方、小児慢性疾患を抱える子どもの多くは通院

しており、地域における支援の強化という視点が必要である。 
○ 保健所における相談員の知識の向上を図るとともに、保健所に出向いて支援を

受けるだけでなく、通院先の病院などの身近なところで支援を受けられるように

する必要がある。 
○ ピアカウンセリングは現在保健所で実施しているが、診療を受けている病院な

どで受けられると利便性が向上する。 
○ 少数ではあるが、エンド・オブ・ライフの観点からも、子どもたちを支える方

策を考えるべきである。 
○ 学校生活を支援するため、養護教諭やスクールソーシャルワーカーなどを活用

しつつ、保健・医療・福祉部門と教育部門との連携を推進するべきである。 
○ 家族の負担軽減のための支援と同時に、長期療養をしている子ども本人の自立

や成長支援、セルフエスティーム（自己尊重）の向上などを通じて、社会に適応

できるような支援が重要である。 
○ 子ども自身の成長支援のために、子ども同士のピアサポートを支援していくこ

とが重要である。 
○ 地域における支援の一環として、子どもの社会参加の経験や家族のレスパイト

を目的として、民間団体で実施している宿泊施設、キャンプ場などの活動につい

ても、公的にサポートする体制が必要である。 
○ 子どもや家族が必要とする支援を身近な地域で的確に受けられるように、都道

府県、市町村、保健所、家族会、インフォーマル・サービスなどの地域の社会資

源のネットワークが必要である。 



○ 地域における支援サービスは、広域からより身近な主体へと充実していくこと

が基本であり、例えば、生活レベルの相談などは、身近な場所で相談できるよう

にすべきである。 
○ 小児慢性特定疾患対策以外の様々な支援も含め、トータルにコーディネートす

る機能が必要である。 
 


























































































