
平成１４年度小児慢性特定疾患治療研究事業の全登録人数
  平成14年度小児慢性特定疾患治療研究事業（以下、小慢事業）に関して、全国89カ所の実施主体全てから、平成17年3月までに厚生労働省にコンピュータソフトによる事業報告があった。その医療意見書延べ113,871人（成長ホルモン治療用意見書提出例9,897人は重複して算出）の内容を疾患群ごとに示す。
　表１、悪性新生物
  　  （合計20,026人）、（新規診断2,821人、
継続16,147人、転入106人、無記入952人）
 (男子10,976人、女子8,868人、無記入182人）
 （国の小慢事業20,018人、県単独事業7人）
　疾患名　　　　　     　    人数(人)　％
白血病(以下、再掲)          　6845   34.2
  急性リンパ性白血病        　4670   23.3
  急性骨髄性白血病　        　1074    5.4
  急性白血病　　　　　　　 　　337  　1.7
  慢性骨髄性白血病　         　202    1.0
  白血病性細網内皮症　　　　 　118    0.6
  急性単球性白血病　         　 59    0.3
  急性非リンパ性白血病      　  53    0.3
　骨髄性白血病　　　　      　  31    0.2
  急性巨核芽球性白血病　　　　　29    0.1
  急性前骨髄球性白血病      　  23    0.1
脳(脊髄)腫瘍(以下、再掲)      3654   18.6
  頭蓋咽頭腫　　           　  245    1.2
髄芽(細胞)腫　　          　 195    1.0
　神経膠腫                  　 173    0.9
  松果体腫　  　　        　   173    0.9
  脊髄腫瘍  　            　   160    0.8
  小脳腫瘍　　　       　      143    0.7
  神経星細胞腫         　       97    0.5
　奇形腫               　       88    0.4
　脳室上衣腫           　       64    0.3
  視神経膠腫          　        63    0.3

脳幹部腫瘍　　        　      49    0.2
頭蓋内腫瘍　　　　　　　　　　34    0.2

小脳星細胞腫　　　　　　　　　27　　0.1
　テント上腫瘍　　　　　　　　　24　　0.1
  視床下部腫瘍　　　　　　　　　22　　0.1
  脈絡叢乳頭腫          　      21    0.1

  髄膜腫　　　　　　　　　　　　20　　0.1
  神経膠芽細胞腫　　　　　　　　17　　0.1
　下垂体腺腫　　　　　　　　　　14　　0.1
  神経上皮腫　　　　　　　　　　 8    0.0
  第４脳室腫瘍　　　　　　　　　 8    0.0
神経芽細胞腫　  　            2594   13.9
悪性リンパ腫(以下、再掲)      1403    7.0
  ホジキン病　           　    134    0.7
  非ホジキンリンパ腫     　    108    0.5
　バーキットリンパ腫　　　　　　29　　0.1
網膜芽細胞腫                  1056    5.3
悪性骨腫瘍(以下、再掲) 　      675    3.4
  骨肉腫              　       483    2.4
  Ewing腫瘍         　         144    0.7
　軟骨肉腫　　　　　　　　　　　19　　0.1
結合組織・軟部組織の悪性腫瘍   614    3.1
 　　　　　　　　(以下、再掲) 
  横紋筋肉腫       　          430    2.1
　線維肉腫　　　  　    　      69    0.3
　滑膜肉腫　　　　　　　　　　　39　　0.2
  細網（細胞）肉腫　　　　　　　19    0.1
Wilms腫瘍                      575    2.9
肝芽(細胞)腫                   379    1.9
卵巣悪性腫瘍(以下、再掲) 　　  182    0.9
　未分化胚細胞腫      　　　　　67　　0.3
甲状腺癌                       131    0.7
悪性組織球症　　               125    0.6
卵黄嚢癌                       110    0.5
睾丸悪性腫瘍(以下、再掲)        87    0.4
  未分化胚細胞腫    　   　     25    0.1

クモ膜嚢胞                      79    0.4
クモ膜嚢腫　　　　　　　　　  　62    0.3

骨髄異形成症候群　　　　　　  　36    0.2

神経鞘腫                        30    0.1
腎細胞癌                        30    0.1
上咽頭悪性腫瘍　　　　　　　  　26    0.1

悪性黒色腫                      25　　0.1
仙尾部悪性奇形種                24    0.1

縦隔悪性腫瘍                    17    0.1
悪性神経鞘腫                    17    0.1
多発性骨髄腫　　　　　　　　  　17    0.1
　表２、慢性腎疾患
     （合計9,600人）、（新規診断2,408人、
 　継続6,981人、転入43人、無記入168人）
 （男子5,441人、女子4,084人、無記入75人）
（国の小慢事業8,133人、県単独事業1,467人）
　疾患名　　　　　            人数(人)  ％
ネフローゼ症候群(以下、再掲)   3155   32.9
  微笑変化型　　　　　　　　　　189    2.0

  先天性ﾈﾌﾛｰｾﾞ症候群         　  12    0.1
慢性腎炎症候群(以下、再掲)     2070   21.6
  慢性糸球体腎炎          　   1986   20.7
　遷延性糸球体腎炎          　   53    0.6
  慢性増殖性糸球体腎炎    　     44    0.5
二次性腎炎(以下、再掲)         1392   14.5
　紫斑病性腎炎             　   796    8.3
　IgA腎症             　       563    5.9
閉塞性腎症(以下、再掲)         1118   11.6
　水腎症                　     1057   11.0
　巨大水尿管症         　        25    0.3
  尿路閉塞性腎機能障害   　      19    0.2
慢性間質性腎炎                  959   10.0
先天性腎奇形(以下、再掲)  　    429    4.5
  腎低形成                 　   134    1.4
  尿路の奇形等        　         87    0.9
　多発性嚢胞腎        　         70    0.7
  腎嚢胞              　         48    0.5
  腎の奇形等            　       34    0.4

　異形成腎           　          18    0.2

　腎無形成         　            14    0.1
慢性腎不全                      172    1.8
遺伝性腎炎(以下、再掲)           58    0.6
  Alport症候群　　   　         14    0.1
膜性腎症                         50    0.5
巣状分節性糸球体硬化症           42    0.4
膜性増殖性糸球体腎炎             36    0.4
萎縮腎 　　　　　　　　  　　　　31　  0.3
腎尿路結石症                     27    0.3
　表３、ぜんそく
     （合計 5,817人）、（新規診断1,933人、
 　　継続3,605人、転入8人、無記入271人）
 (男子3,516人、女子2,272人、無記入29人）
（国の小慢事業4,775人、県単独事業1,042人）
　疾患名　　　  　        　 人数(人)  ％
気管支喘息                   5783   99.5
気管支拡張症                   34  　0.6
　表４、慢性心疾患
  　　（合計 12,049人）、（新規診断4,031人、
　 　 継続7,719人、転入14人、無記入285人）
 （男子6,459人、女子5,529人、無記入61人）
（国の小慢事業9,836人、県単独事業2,213人）
　疾患名　　　  　        　 人数(人)  ％
　　　　　心筋症
心筋症(以下、再掲)            146    1.2
　(特発性)肥大型心筋症　　  　 84    0.7
　心内膜線維弾性症　　　        8    0.1
　　　　　調律異常
心室性期外収縮                160    1.3
上室性頻拍(以下、再掲)        107    0.9
　発作性上室性頻拍　　　   　  72    0.6
ＷＰＷ症候群                  113    0.9
房室ブロック(以下、再掲)       94    0.8
　完全房室ブロック　     　    46    0.4
完全心ブロック(以下、再掲)     84    0.7
　ＱＴ延長症候群　　      　   83    0.7
心室性頻拍                     61    0.5
上室性期外収縮                 31    0.3
　　　　　先天性心疾患等
心室中隔欠損症　　           2359   19.6
心房中隔欠損症　　            876    7.3
Fallot四徴症                  693    5.8
冠動脈異常                    511    4.2
肺動脈狭窄症(以下、再掲)      511    4.2
　肺動脈弁狭窄症　　　     　 315    2.6
動脈管開存症                  374    3.1
心内膜床欠損(以下、再掲)      267    2.2
  完全型心内膜床欠損　　　 　  84    0.7
完全大血管転位症　            246    2.0
両大血管右室起始症            211    1.8
大動脈狭窄症(以下、再掲)      203    1.7
　大動脈弁狭窄症　　　   　   106    0.9
　大動脈弁上狭窄症　　　   　  24    0.2
単心室　　　　　　            165    1.4
僧帽弁閉鎖不全症              164    1.4
大動脈縮窄症                  159    1.3
肺動脈閉鎖症                  147    1.1
総肺静脈還流異常症            117    1.0
三尖弁閉鎖症                  117    1.0
修正大血管転位症               61    0.5
大動脈弁閉鎖不全症             59    0.5
エブスタイン奇形               58    0.4
三尖弁閉鎖不全                 50    0.4
大動脈弓閉鎖                   48    0.4
肺動脈弁閉鎖症                 40    0.4
左心低形成症候群               34    0.3
右胸心                         26    0.2
僧帽弁狭窄症　　　             24    0.2
総動脈幹遺残症　　             23    0.2
単心房                         22    0.2
僧房弁閉鎖症　　　　　　　　　 22　  0.2
          その他
川崎病                       1506   12.5
冠動脈瘤                      977    8.1
冠動脈拡張症             　   501    4.2
慢性心筋炎                    172    1.4
慢性肺性心                    101    0.8
小児原発性肺高血圧症     　    49    0.4
無脾症                         37    0.3
心臓腫瘍                       18    0.1
先天性心膜欠損症               15    0.1
 表５、内分泌疾患
　  　（合計30,583人）、（新規診断5,328人、
　　継続23,894人、転入162人、無記入1199人）
(男子13,990人、女子16,347人、無記入246人）
（国の小慢事業30,475人、県単独事業108人）
　疾患名　　  　　 　　　  人数(人)   ％
成長ﾎﾙﾓﾝ分泌不全性低身長症  11952   39.1
甲状腺機能低下症(以下、再掲) 6048   19.8
　クレチン症　　　     　    4336   14.2
甲状腺機能亢進症             3153   10.3
思春期早発症                 2160    7.1
慢性甲状腺炎                 1117    3.7
ターナー症候群　　           1105    3.6
先天性副腎過形成(以下、再掲) 1020    3.3 
  21水酸化酵素欠損症     　　  63    0.2 
  先天性副腎リポイド過形成   　19    0.1 
プラダー･ウィリ症候群         457    1.5
下垂体性尿崩症                366    1.2
下垂体機能低下症　            302    1.0
単純甲状腺腫                  206    0.7
特発性副甲状腺機能低下症      188    0.6
周期性ACTH症候群             179    0.6
原発性性腺機能低下症(男)      157    0.5
仮性副甲状腺機能低下症        132    0.4
腎性尿崩症                    126    0.4
甲状腺腺腫                    123    0.4
副腎性器症候群                 89    0.3
原発性性腺機能低下症(女)       74    0.2
特発性低血糖症　　      　     72    0.2
バーター症候群                 70    0.2
腎血管性高血圧                 62    0.2
ヌーナン症候群                 60    0.2
卵巣腫瘍                       57    0.2
甲状腺中毒性ミオパチー         56    0.2
(特発性)思春期遅発症　　　     55    0.2
腺腫様甲状腺腫                 54    0.2
ゴナドトロピン欠乏症           48    0.2
アジソン病                     47    0.2
副腎形成不全                   46    0.2
プロラクチン欠乏症             45    0.1
半陰陽                         39    0.1
高インスリン血症               38    0.1
インスリン分泌異常             37    0.1
クラインフェルター症候群       37    0.1
睾丸腫瘍                       36    0.1
男性仮性半陰陽                 35    0.1
副腎腫瘍 (以下、再掲)          33    0.1
  褐色細胞種　　　　　　　 　　25    0.1
睾丸形成不全                   31    0.1
クッシング症候群      　　　　 29    0.1
アンドロゲン不応症　　　　 　　26    0.1
甲状腺炎　　　　　　　　　 　　25    0.1
下垂体性巨人症                 25    0.1
坑利尿ホルモン分泌異常症候群 　20    0.1
偽性低アルドステロン症         20    0.1
副腎皮質刺激ホルモン欠乏症     18    0.0
特発性副甲状腺機能亢進症       17    0.1

甲状腺刺激ホルモン欠乏症       16    0.1

女性仮性半陰陽                 16    0.1

ラロン型小人症　　             16    0.1

仮性思春期早発症               15    0.1
ローレンス・ムーン・ビードル症候群

                               13    0.1

　表６、膠原病
　　（合計3,194人）、（新規診断1,117人、
　  継続1,961人、転入20人、無記入96人）
（男子1,375人、女子1,791人、無記入28人）
  （国の小慢事業3,108人、県単独事業86人）
　疾患名　　　  　　      　 人数(人)  ％
若年性関節リウマチ　         2128   66.6
川崎病            　          958   30.0
リウマチ熱        　           44    1.4
ｼｪｰｸﾞﾚﾝ症候群 　　　           34    1.1
ｽﾁｰﾌﾞﾝｽ･ｼﾞｮﾝｿﾝ症候群           19    0.6
　表７、糖尿病
　　（合計5,386人）、（新規診断937人、
　  継続4,099人、転入37人、無記入313人）
（男子2,360人、女子2,980人、無記入46人）
 （国の小慢事業5,342人、県単独事業44人）
　疾患名　　　  　        　 人数(人)  ％
１型糖尿病                   3806   70.7
２型糖尿病                   1074   19.9
糖尿病　　　　　　　　　　　　480    8.9
　表８、先天性代謝異常
　　（合計7,495人）、（新規診断970人、
　  継続6,144人、転入56人、無記入325
（男子3,436人、女子3,974人、無記入85人）
 （国の小慢事業7,456人、県単独事業39人）
  疾患名　  　　　　　　  　 人数(人)  ％
先天性胆道閉鎖症             2067   27.6
総胆管拡張症                  883   11.8
軟骨異栄養症（軟骨無形成症）  763   10.2
高ｺﾚｽﾃﾛｰﾙ血症(以下、再掲)     453    6.0
  家族性高コレステロール血症　428    5.7
　高リポ蛋白血症Ⅱ型        　 19    0.3
骨形成不全症                  365    4.9
糖原病(以下、再掲)            264    3.5
  糖原病Ⅰ型          　       43    0.6
  糖原病Ⅷ、Ⅹ型      　       31    0.4
  糖原病Ⅲ型         　        20    0.3
ウィルソン病　  　　　        263    3.5
フェニルケトン尿症 　　　     237    3.2
ガラクトース血症              174    2.3
尿素ｻｲｸﾙ代謝異常(以下、再掲)  167    2.2
　ｵﾙﾆﾁﾝﾄﾗﾝｽｶﾙﾊﾞﾐﾗｰｾﾞ欠損症   　55    0.7
　高アンモニア血症   　        52    0.7
　シトルリン血症     　        41    0.5
アミノ酸転送異常(以下、再掲)  152    2.0
　シスチン尿症      　         73    1.0
　眼脳腎症候群     　          41    0.5
  ファンコニ症候群　　　       28    0.4
ムコ多糖症(以下、再掲)        138    1.8
  Hunter症候群      　         55    0.7
ビタミンＤ抵抗性くる病        125    1.7
家族性低燐酸血症              115    1.5
ｽﾌｨﾝｺﾞﾘﾋﾟﾄﾞｰｼｽ(以下、再掲)    104    1.4
　Gaucher病          　       35    0.5
側鎖アミノ酸代謝異常　　　 　 102    1.4
　メチルマロン酸血症   　      67    0.9
  プロピオン酸血症     　      29    0.4
腎尿細管性アシドーシス         88    1.2
乳糖不耐症                     71    0.9
色素性乾皮症                   69    0.9
高フェニルアラニン血症         57    0.8
副腎白質ジストロフィー         46    0.6
エーラース･ダンロス症候群      43    0.6
乳糖分解酵素欠損症             33    0.4
ビリルビン代謝異常　　　　 　　32    0.4
家族性高リポﾟ蛋白血症          32    0.4
白皮症                         32    0.4
チロシン代謝異常　　　　　　 　30    0.4

ホモシスチン尿症               29    0.4
高リポ蛋白血症Ⅳ型　           28    0.4
総胆管嚢腫　　　　　        　 27    0.4
楓糖尿症                       26    0.3
先天性高脂質血症               25    0.3
ﾋﾟﾙﾋﾞﾝ酸代謝異常(以下、再掲)　 24    0.3
  ﾋﾟﾙﾋﾞﾝ酸ｶﾙﾎﾞｷｼﾗｰｾﾞ欠損症 　  19  　0.3

ガングリオシドーシス           22    0.3

グルタル酸血症                 20    0.3
cystic fibrosis                18    0.2

Kinky hair病                   18    0.2

ポルフィリン症　　　　　　　　 17    0.2

グルコース・ガラクトース吸収不全

16 0.2

腎性糖尿                       16    0.2
ムコリピドーシス               15    0.2
  表９、血友病等血液疾患
　　（合計8,774人）、（新規診断1,602人、
 　 継続6,773人、転入62人、無記入377人）
（男子5,219人、女子3,477人、無記入78人）
   （国の小慢事業8,768人、県単独事業6人）
  疾患名　　　  　         人数(人)  ％
血管性紫斑病                2313   26.4
血友病Ａ                    1302   14.8
遺伝性球状赤血球症           832    9.5
ﾋｽﾁｵｻｲﾄｰｼｽＸ(以下、再掲)     746    8.5 
  レットレル･ジーベ病  　    165    1.9 
無顆粒球症　　　　       　  412    4.7
免疫学的血小板減少症       　358    4.1
溶血性尿毒症症候群           348    4.0
フォン･ウィレブランド病      269    3.1
血友病Ｂ                     254    2.9
伝染性単核症　　　      　   242    2.8
血小板減少性紫斑病           190    2.2
赤芽球癆　                   128    1.5
血小板機能異常症             116    1.3
自己免疫性溶血性貧血         116    1.3
Kasabach-Merritt症候群       112    1.3
低ガンマグロブリン血症        96    1.1
遺伝性非球状性溶血性貧血      85    1.0
慢性肉芽腫症                  56    0.6
免疫グロブリン欠損症          53    0.6
脾機能亢進性血小板減少症      48    0.5
周期性好中球減少症            48    0.5
好酸球増加症                  47    0.5
ヘモジデローシス　　　　　　　39    0.4
サラセミア　　　　            37    0.4
Banti症候群                   35    0.4
IgＡ(単独)欠損症              35    0.4
ｸﾞﾙｺｰｽ-6-ﾘﾝ酸脱水素酵素欠乏性貧血
                              31    0.4
白血球機能異常症　　　　　　　31    0.4
第ⅩⅢ因子欠乏症　            31    0.4

AIDS                          31    0.4

血栓性血小板減少性紫斑病      30    0.3
原発性免疫不全症              29    0.3
分類不能型免疫不全症          23    0.3

重症複合免疫不全症            21    0.2

血小板血症                    20    0.2
高IgＥ症候群                  19    0.2

ｳｨｽｺｯﾄ･ｱﾙﾄﾞﾘｯﾁ症候群          19    0.2 

DiGeorge症候群                18    0.2
第Ⅶ因子欠乏症　  　          17    0.2
先天性無γグロブリン血症      17    0.2
凝固因子異常症                16    0.2

第Ⅰ因子欠乏症　              15    0.2

先天性赤血球産生異常性貧血    14    0.2

自己免疫性好中球減少症        14    0.2
  表１０、神経・筋疾患
　   （合計1050人）、（新規診断323人、
 　 継続694人、転入8人、無記入25人）
　（男子596人、女子442人、無記入12人）
（国の小慢事業879人、県単独事業171人）
  疾患名　　  　  　       人数(人)  ％
点頭てんかん　　　　          708  67.4
先天性筋疾患(以下、再掲)      146  13.9
  先天性遺伝性筋ｼﾞｽﾄﾛﾌｨｰ　　　 91   8.7
結節性硬化症      　           82   7.8
ﾐﾄｺﾝﾄﾞﾘｱ脳筋症　　　           76   7.2
亜急性硬化性全脳炎　           21   2.0
　表１１、成長ホルモン治療用意見書
　　  ①初回申請：2,120人
 　　（男子1,225人、女子864人、無記入31人）
　疾患名　　　  　         人数(人)  ％
成長ﾎﾙﾓﾝ分泌不全性低身長症   1816   86.1
ターナー症候群　　     　　   124    5.8
軟骨異栄養症（軟骨無形成症）   54    2.5
プラダー･ウィリ症候群          39    1.8
下垂体機能低下症　　　　　　 　35    1.7
慢性腎不全                  　 13    0.6
その他の慢性腎疾患             12    0.6
その他                         27    1.3
　　　②継続申請：7,777人
（男子4,826人、女子2,881人、無記入70人）
　疾患名　　　  　          人数(人)  ％
成長ﾎﾙﾓﾝ分泌不全性低身長症   6781   87.2
ターナー症候群　　       　   554    7.1
軟骨異栄養症（軟骨無形成症）  274    3.5
下垂体機能低下症　　　　　　 　43    0.6
プラダー･ウィリ症候群          35    0.5
慢性腎不全                  　 18    0.2
その他の慢性腎疾患             14    0.2
その他                         56    0.7
 上記の内容は、下記の資料に愛媛県、京都市、長野市を追加した人数である。

資料：主任研究者　加藤忠明「平成１６年度厚生労働科学研究
　　　 小児慢性特定疾患治療研究事業の登録・管理・評価・情報提供に関する研究報告書」2005
                    　　　　　　　　　　　　 

