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１．指定難病患者データベースについて
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(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の支弁とし、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。

趣旨

平成27年１月１日

施行期日

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 3



難病基本方針におけるデータベースに関する記述

○「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年厚生労働省告示
第375号） 」

第２難病の患者に対する医療費助成制度に関する事項
（２）今後の取組の方向性について
イ法に基づく医療費助成制度の目的が、難病の患者に対する経済的支援を行うとともに、難病に関
する調査及び研究の推進に資することであることに鑑み、国は、指定難病患者データの収集を行う
ため、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データベー
ス（以下「指定難病患者データベース」という。以下同じ。）を構築する。指定難病患者データベース
の構築及び運用に当たっては、国及び都道府県は、個人情報の保護等に万全を期す・・（以下略）

第５難病に関する調査及び研究に関する事項
（２）今後の取組の方向性について
ウ国は、指定難病患者データベースを構築し、医薬品（医薬品、医療機器等の 品質、有効性及び
安全性の確保等に関する法律（昭和３５年法律第１４５号） 第２条第１項に規定する医薬品をいう。
以下同じ。）、医療機器（同条第４項に規定する医療機器をいう。以下同じ。）及び再生医療等製品
（同条第９項に規定する再生医療等製品をいう。以下同じ。）の開発を含めた難病の研究に有効活
用できる体制に整備する。指定難病患者データベースの構築に当たっては、小児慢性特定疾病の
データベースや欧米等の希少疾病データベース等、他のデータベースとの連携について検討する。

第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
ウ研究者及び製薬企業等は、指定難病患者データベースに集められた指定難病患者データ等を活
用しつつ、医薬品、医療機器及び再生医療等製品に関する研究開発、副作用等の安全性情報収
集に積極的に取り組む。
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指定難病患者データベースの概要

難病指定医 厚生労働省
臨個票様式
ダウンロード

受給者証
発行システム

都道府県

疾病登録センター

利用申請 研究者等

臨
個
票
送
付
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R
読
込

業務
委託

難病患者
臨
個
票

認
定
申
請

受
診

受
給
者

証
交
付

発
行

入
力

データ提供

※審査結果入力

難病法に基づく基本的な方針により、国は、１年に１回、医療費助成の申請の際に提出される臨
床調査個人票を用いて、指定難病患者の診断基準や重症度分類等に係る臨床情報等を収集し
データベースを構築している。
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・告示病名、告示番号
・姓名
・住所
・生年月日
・性別
・家族歴
・発症年月
・社会保障（介護認定）
・生活状況

/移動の程度
/身の回りの管理
/ふだんの活動
/痛み・不快感
/不安・ふさぎ込み

指定難病患者データベースに登録される項目

・指定医番号
・医療機関電話番号
・記載年月日

診断のカテゴリー
（判定基準）

・軽症/中等症/重症
・疾患特異的
重症度分類

・臨床所見
・検査所見
・発症と経過
・治療履歴
（薬物療法、
外科的治療）

①診断基準

②重症度分類

・病型分類
・臨床所見
・検査所見
・遺伝学的検査
・鑑別診断

特記事項
（自由記載欄）

・受給者番号
・認定/不認定

指定難病データベースには、指定医が作成する臨床調査個人票に記載されてい
る情報が登録される。臨床調査個人票に記載される主な情報は、以下の６つ。

２.医療費支給
審査項目

３.研究班の
調査項目

１.基本情報

５.医療機関情報

４.人工呼吸器装
着の有無

６.行政欄
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指定難病患者データベースの研究利用にかかる同意書

臨床調査個人票の研究利用に当たっては、自治体が申請者から同意を取るこ
ととしているが、同意書のひな形については以下の通りとなっている。

厚生労働省では、難病の研究を促進するため、本申請書
に添付した診断書（臨床調査個人票）をデータベースに登
録し、厚生労働省の研究事業等の基礎資料として使用す
ることとしています。

また、臨床調査個人票の使用に当たっては、個人情報の
保護に十分配慮し、研究以外の目的には一切使用される
ことはありません。

なお、この同意は、添付された臨床調査個人票を疾病研
究の基礎資料として活用することに対する同意であり、臨
床調査研究班で行われる臨床研究調査等の実施に関して
協力を求める場合は、改めてそれぞれの研究者から指定
医を介して説明が行われ、同意を得ることとされています。

臨床調査個人票の研究利用についての同意内容
（健康局長通知 健発1203第１号より抜粋）

裏面
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２．小児慢性特定疾病児童等データベースについて
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法律の概要

平成２７年１月１日

施行期日

児童福祉法の一部を改正する法律の概要

※「難病の患者に対する医療等に関する法律」と同日施行

(2) 小児慢性特定疾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・政令指定都市・中核市は、小児慢性特定疾病にかかっている児童等であって、当該疾病の程度が一定程度以上で
あるものの保護者に対し、申請に基づき、医療に要する費用（小児慢性特定疾病医療費）を支給。

（現行の小児慢性特定疾病医療費助成は児童福祉法に基づく法律補助であるものの裁量的経費。今回、義務的経費化。）

・医療費助成に要する費用は都道府県等の支弁とし、国はその２分の１を負担。

・その他、適正な医療費助成及び医療の質を担保する観点から指定医療機関（都道府県等が指定）制度等に関する規定を整備。

➢支給認定の申請に添付する診断書は、指定医が作成。 ➢都道府県等は、支給認定をしないときは、小児慢性特定疾病審査会に審査を求める。

(3) 小児慢性特定疾病児童等自立支援事業の実施
・都道府県等は、相談支援など小児慢性特定疾病児童に対する自立の支援のための事業（※）を実施。
（※）必須事業 : 小児慢性特定疾病児童等、その保護者その他の関係者に対する相談支援、必要な情報提供、助言 等

任意事業 : ①レスパイト（医療機関等における小慢児童等の一時預かり）、②相互交流支援、③就労支援、④家族支援（家族の休養確保のための支援）等

(4) 小児慢性特定疾病の治療方法等に関する研究の推進

・国は、小児慢性特定疾病の治療研究など、慢性疾病にかかっている児童等の健全な育成に資する調査及び研究を推進。

(1）基本方針の策定

・良質かつ適切な小児慢性特定疾病医療支援の実施その他の疾病児童等の健全な育成に係る施策の推進を図るための基本的な

方針を定める。

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、小児慢性特定疾病の患者に
対する医療費助成に関して、その実施に要する経費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、慢性疾病児童の自立支援事業の実施、調査及び研究の推進等の措置を講
ずる。

法案提出の趣旨
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第二小児慢性特定疾病医療費の支給に関する事項
二小児慢性特定疾病医療費の支給の目的が、小児慢性特定疾病児童等の健全な育成の観点から、
患児の家庭に対する経済的支援を行うとともに、小児慢性特定疾病に関する調査及び研究の推進
に資することであることに鑑み、国は、小児慢性特定疾病医療費の支給の申請に係る小児慢性特
定疾病児童等についての臨床データを収集し、管理及び活用を行うため、小児慢性特定疾病児童
等に係る医学的データベース（以下「小児慢性特定疾病児童等データベース」という。）を構築する。
小児慢性特定疾病児童等データベースの構築及び運用に当たっては、国及び都道府県等は、個
人情報保護等に万全を期す・・（以下略）

・第六疾病児童等の健全な育成に資する調査及び研究に関する事項
二国は、小児慢性特定疾病に関する研究の推進に資するよう、指定難病患者データベース（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第二(2)イに規定する指定難病
データベースをいう。）の構築と連携しながら、小児慢性特定疾病児童等データベースを構築する。
三国は、小児慢性特定疾病児童等データベースを構築し、小児慢性特定疾病に関する調査及び研
究に有効活用できる体制に整備する。

四国及び都道府県等は、小児慢性特定疾病に関する研究への活用のため、小児慢性特定疾病児
童等のデータを研究機関に提供するに当たっては、個人情報の保護に十分配慮するよう努める。

小児慢性特定疾病基本方針におけるデータベースに関する記述

○「小児慢性特定疾病その他の疾病にかかっていることにより長期にわたり療養を必要とす
る児童等の健全な育成に係る施策の推進を図るための基本的な方針（平成27年厚生労働
省告示第431号）」
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小児慢性特定疾病児童等データベースの概要

都道府県
指定都市
中核市

(認定審査)

受
給
者
証
交
付

受診

医療意見書
疾病名、発症年齢、各種検査値等

指定医

○疾病データの登録・管理

小児慢性特定疾病登録センター

児童・家族
厚生労働省

医
療
意
見
書

医
療
意
見
書
入
力

研究者
関係学会等

児童、家族
国民・医療

機関

・小児慢性特定疾病児童
の実態把握

・効果的な治療法などの
研究成果を情報発信

業務委託

データ抽出
・提供依頼

データ提供

医
療
費
申
請

（
医
療
意
見
書
添
付
）

児童福祉法に基づく基本的な方針により、国は、１年に１回、医療費助成の申請の際に
提出される医療意見書を用いて、小児慢性特定疾病児童等についての臨床データを収
集し、データベースを構築している。
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（自由記載）
現在までの主な治
療など
・手術
・薬物療法
・補充療法
・食事療法 等

小児慢性特定疾病児童等データベースに登録される項目

６.今後の療法方針

・告示病名、告示番号
・姓名
・出生都道府県
・生年月日
・年齢
・性別
・出生体重／出生週数
・現在の身長／体重
・母の生年月日
・発症年月
・初診日
・大／細分類病名
・就学、就労（※）
・現状評価（※）
人工呼吸器装着（※）
該当/非該当（※）

・治療見込み期間（※）
入院/通院（※）

現在の症状
・病型
・疾患の症状 等

診断の根拠となっ
た主な検査等の
結果

・指定医番号
・医師名
・医療機関名機
・記載年月日

７.医療機関情報

その他の現在の所見等
合併症（あり／なし）
（自由記載）

５.経過

２.臨床所見 ３.検査所見１.基本情報 ４.その他の所見

小児慢性特定疾病児童等データベースには、指定医が作成する医療意見書に
記載されている情報が登録される。医療意見書に記載される主な情報は、以下
の８つ。

（※）疾患により医療意見書内の記載箇所が異なる
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８.行政欄

・受給者番号
・認定/不認定



小児慢性特定疾患患者データベースの研究利用にかかる同意書

私は、小児慢性特定疾患に係る医療費助成の申請に当たり、提出した医療意
見書データが小児慢性特定疾病等の治療研究等、慢性疾病にかかっている児
童等の健全育成に資する調査及び研究を推進するための基礎資料として、研
究に利用されることに同意します。

＜研究利用についてのご説明＞

小児慢性特定疾病の患者に対する良質かつ適切な医療支援の実施を目指し、
当該疾病の程度が一定以上である者の保護者に対し、申請に基づき、医療に
要する費用(小児慢性特定疾病医療費)を支給しています。この制度の利用を申

請していただく際に提出して頂く「医療意見書」は、この事業の対象となるか否か
の審査に用いられると同時に、データベースとして本事業の利用者数の把握等
を行い、研究を推進することとしております。

小児慢性特定疾病の児童等の健全育成に資する調査及び研究を推進するた
めの基礎資料として、医療意見書のデータを研究へ利用させて頂きたく同意を
お願いしております。本紙をお読み頂き、研究利用に同意頂けるようでしたら、
上記にご署名頂き、医療意見書と共に申請先の都道府県、指定都市又は中核
市（以下、「都道府県」という。）へ提出してください。

なお、同意については任意であり、同意されない場合についても医療費助成の
可否に影響を及ぼすものではございません。

医療意見書の研究利用に当たっては、自治体が申請者から同意を取ることとし
ているが、同意書のひな形については以下の通りとなっている。
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