
難病対策について 

参考資料２ 



(1) 基本方針の策定 

• 厚生労働大臣は、難病に係る医療その他難病に関する施策の総合的な推進のための基本的な方針を策定。 

(2) 難病に係る新たな公平かつ安定的な医療費助成の制度の確立 

• 都道府県知事は、申請に基づき、医療費助成の対象難病（指定難病）の患者に対して、医療費を支給。 

• 指定難病に係る医療を実施する医療機関を、都道府県知事が指定。 

• 支給認定の申請に添付する診断書は、指定医が作成。 

• 都道府県は、申請があった場合に支給認定をしないときは、指定難病審査会に審査を求めなければならない。 

• 医療費の支給に要する費用は都道府県が支払い、国は、その２分の１を負担。 

(3) 難病の医療に関する調査及び研究の推進 

• 国は、難病の発病の機構、診断及び治療方法に関する調査及び研究を推進。 

(4) 療養生活環境整備事業の実施 

• 都道府県は、難病相談支援センターの設置や訪問看護の拡充実施等、療養生活環境整備事業を実施できる。 
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概要 

難病の患者に対する医療等に関する法律（平成26年５月23日成立） 

 持続可能な社会保障制度の確立を図るための改革の推進に関する法律に基づく措置として、難病の患者に対する医療費助成

(注)に関して、法定化によりその費用に消費税の収入を充てることができるようにするなど、公平かつ安定的な制度を確立するほ

か、基本方針の策定、調査及び研究の推進、療養生活環境整備事業の実施等の措置を講ずる。 
   （注）これまでは法律に基づかない予算事業（特定疾患治療研究事業）として実施していた。 

※児童福祉法の一部を改正する法律（小児慢性特定疾病の患児に対する医療費助成の法定化）と同日 1 



 
 

難病の患者に対する医療等の総合的な推進を図るための基本的な方針 
（平成27年9月15日厚生労働省告示第375号） 概要 

２ 難病の患者に対する医療費助成制度に関する事項 

○難病の患者に対する医療費助成制度は、法に基づいて適切に運用するとともに適
宜見直し。 
○指定難病については、定められた要件を満たす疾病を対象とするよう、疾病が置か
れた状況を踏まえつつ、指定難病の適合性について判断。併せて、医学の進歩に応
じ、診断基準等も随時見直し。 
○医療費助成制度が難病に関する調査及び研究の推進に資するという目的を踏まえ、
指定難病の患者の診断基準や重症度分類等に係る臨床情報等を適切に収集し、医
療費助成の対象とならない指定難病の患者を含む指定難病患者データに係る指定
病患者データベースを構築。 

１ 難病の患者に対する医療等の推進の基本的な方向 

○難病は、一定の割合で発症することが避けられず、その確率は低いものの、国民の
誰にでも発症する可能性があり、難病の患者及びその家族を社会が包含し、支援して
いくことがふさわしいことを基本認識として、広く国民の理解を得ながら難病対策を計
画的に推進。 
○法の基本理念にのっとり、難病の克服を目指し、難病の患者が長期にわたり療養
生活を送りながらも社会参加の機会が確保され、地域で尊厳を持って生きることがで
きるよう、共生社会の実現に向けて、社会福祉その他の関連施策と連携しつつ、総合
的に施策を実施。 
○社会の状況変化等に的確に対応するため、難病対策の実施状況等を踏まえ、少な
くとも５年ごとに本方針に再検討を加え、必要があると認めるときは見直しを実施。 

３ 難病の患者に対する医療を提供する体制の確保に関する事項 

○できる限り早期に正しい診断ができる体制を構築。 
○診断後はより身近な医療機関で適切な医療を受けることのできる体制を確保。 
○難病の診断及び治療には、多くの医療機関や診療科等が関係することを踏まえ、
それぞれの連携を強化。 

○難病に関する正しい知識を持った医療従事者等を養成することを通じて、地域にお
いて適切な医療を提供する体制を整備。 

４ 難病の患者に対する医療に関する人材の養成に関する事項 

難病の患者に対する医療等に関する法律（平成２６年法律第５０号。以下「法」という。）第４条第１項に基づき、 
難病の患者に対する医療等の総合的な推進を図るための基本的な方針を定める。 

６ 難病の患者に対する医療のための医薬品、医療機器及び再生医療等製品に関す
る研究開発の推進に関する事項 

○難病の克服が難病の患者の願いであることを踏まえ、難病の病因や病態を解明し、
難病の患者を早期に正しく診断し、効果的な治療が行えるよう研究開発を推進。 
○患者数が少ないために開発が進みにくい医薬品、医療機器及び再生医療等製品の
研究開発を積極的に支援。 

７ 難病の患者の療養生活の環境整備に関する事項 

○難病の患者の生活上の不安が大きいことを踏まえ、難病の患者が住み慣れた地域
において安心して暮らすことができるよう、難病相談支援センター等を通じて難病の患
者を多方面から支えるネットワークを構築。 
○地域の様々な支援機関と連携して難病の患者に対する支援を展開している等の先
駆的な取組を行う難病相談支援センターに関する調査及び研究を行い、全国へ普及。 

○難病の患者が地域で安心して療養しながら暮らしを続けていくことができるよう、医
療との連携を基本としつつ、福祉サービスの充実などを図る。 
○難病の患者の雇用管理に資するマニュアル等を作成し、雇用管理に係るノウハウ
を普及するとともに、難病であることをもって差別されない雇用機会の確保に努めるこ
とにより、難病の患者が難病であることを安心して開示し、治療と就労を両立できる環
境を整備。 

８ 難病の患者に対する医療等と難病の患者に対する福祉サービスに関する施策、就
労の支援に関する施策その他の関連する施策との連携に関する事項 

９ その他難病の患者に対する医療等の推進に関する重要事項  

○難病に対する正しい知識の普及啓発を図り、難病の患者が差別を受けることなく、
地域で尊厳をもって生きることのできる社会の構築に努める。 
○保健医療サー ビス、福祉サービス等についての周知や利用手続の簡素化を検討。 

５ 難病に関する調査及び研究に関する事項 

○難病対策の検討のために必要な情報収集を実施。 
○難病の医療水準の向上を図るため、難病患者の実態を把握。 
○難病の各疾病について実態や自然経過等を把握し、疾病概念の整理、診断基準や
重症度分類等の作成や改訂等に資する調査及び研究を実施。 
〇指定難病患者データベースを医薬品等の開発を含めた難病研究に有効活用できる
体制に整備。 



指 定 難 病 の 拡 充 に つ い て 

平成２６年７月２８日   指定難病検討委員会の開催 

        ８月２７日     第一次実施分指定難病案のとりまとめ 

        ９月        パブリックコメント（第一次実施分） 

      １０月２１日  第一次実施分指定難病告示 

平成２７年 １月  １日    医療費助成を開始（第一次実施分） 

       １月２３日  指定難病検討委員会の再開（第二次実施分） 

       ３月       パブリックコメント（第二次実施分） 

       ５月 １日    第二次実施分指定難病案の取りまとめ 

       ５月１３日    第二次実施分指定難病告示 

       ７月 １日  医療費助成を開始（第二次実施分） 

110疾病 

306疾病 

56疾病 

・ 追加                        ４５疾病増 

・ 整理・細分化        １２疾病増 

・ 要件を満たさない  ３疾病減 
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旧事業（特定疾患治療
研究事業）の対象疾病 

※平成２７年秋から指定難病の検討に向けて情報収集を開始し、 
    平成２７年度中に指定難病検討委員会を再開。 

・ 追加                    １９６疾病増 

 



（２）今後の取組の方向性について 
ア 指定難病については、定められた要件を満たす疾病を対象とするよう、国は、疾病について情報
収集を広く行い、それぞれの疾病が置かれた状況を踏まえつつ、指定難病の要件の適合性につい
て適宜判断を行う。併せて、国際的な状況も含めた医学の進歩に応じ、診断基準や重症度分類等に
ついても随時見直しを行う。 

第２ 難病の患者に対する医療費助成制度に関する事項 
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（１）基本的な考え方について 
難病の患者に対する医療費助成制度は、法に基づいて適切に運用することとし、医学の進歩等の難
病を取り巻く環境に合わせ適宜その運用を見直すとともに、本制度が難病に関する調査及び研究の
推進に資するという目的を踏まえ、指定難病（法第５条第１項に規定する指定難病をいう。以下同じ。
）の患者の診断基準や重症度分類等に係る臨床情報等（以下「指定難病患者データ」という。以下同
じ。）を適切に収集する。 

難病の患者に対する医療等に関する法律 基本方針 
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