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研究要旨

血小板減少や機能異常をきたす疾患は重篤な出血傾向を示す場合から軽度の

場合など幅広い病態を呈する。頻度が少なく治療ガイドラインが確立していな

い疾患も多いため急性期および慢性期における病態や治療状況および治療反応

性などは明らかではない。平成17年度における小児慢性特定疾患治療研究事

業の法制化後、症状、検査所見および治療経過の記載欄が充実し、より詳細な

情報を得ることが可能になった。このことを利用して血小板減少症および機能

異常症を経過別（急性期と慢性期）および重症度別に分類し、対象例の症状、

検査所見および治療方法につき比較検討を行った。法制化前後における対象患

者の重症度の変化が比較可能であったとともに、法制化後の詳細な情報から、

最近の血小板減少症および機能異常症の病態や治療方法が明らかになった。
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A.研究背景

血小板減少や機能異常をきたす疾

患は先天性および後天的な原因に起

因するものがあり、また比較的頻度が

少なくその病態や適した治療方法に

つき明らかでない場合が多い。また、

急性期の血小板増加を目的とした治

療後、血小板数が安定する場合やその

後の慢性期にも治療継続が必要なケ

ースがあるなど治療反応性も様々で

ある。こういった疾患群の把握には症

状、検査所見および治療方法と反応性

に関する情報が不可欠である。平成1

7年度の小児慢性特定疾患治療研究

事業の法制化により医療意見書にお

ける症状、検査所見および治療方法に

関する記載柵が改訂され、より詳細な

患者情報の記入が可能になった。本研

究はこの利点を利用して、日本におけ

る｢血小板の異常｣の病態､検査所見、

治療方法を明らかにすることを目的

とする。これにより血小板減少症や機

能異常症の実態が把握でき、重症度別

に有効な治療法を明らかにできる可

能性がある。さらに治療継続中という

適応のしばりがなかった法制化以前

のデータと比較することにより、平成

17年前後における血小板減少や機

能異常を呈する小慢事業の対象患者

群の重症度の違いを比較検討できる

と考えられる。
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B.研究方法

1．血液疾患の総登録数と新規登録数

および「血小板の異常」をきたす疾患

のうち①血小板減少性紫斑病(D69.3)、

②免疫学的血小板減少症(D69.4B)、③

Kasabach-Merritt症候群(D18.0)、④

血小板機能異常症(D69.1)、⑤脾機能

冗進性血小板減少症(D69.5)および⑥

血栓性血小板減少性紫斑病(M31.1)

の6疾患につき平成16年と平成18

年における総登録数の推移を解析し

た。

2．頻度の高い①血小板減少性紫斑病、

②免疫学的血小板減少症、③

Kasabach-Merritt症候群および④血

小板機能異常症に着目し、以下の検討

を行った。l)それぞれの疾患における

各年度の年齢別および血小板数別の

新規例数と継続例数。2)重症度別(血

小板数1万未満;重症例，1万から5

万未満;中等症，5万以上;軽症）の症

状出現頻度。3）血小板減少性紫斑病

十免疫学的血小板減少症の改善例（治

癒・寛解・改善）および非改善例（不

変･再燃･悪化･死亡)の頻度とPA-IgG

値。4)各疾患における治療内容。

本研究は、国立成育医療センター研

究所成育政策科学研究部と信州大

学医学部小児医学講座で行う。研究分

担者である小池健一がデータの収集

と解析を行い、研究代表者である藤本

純一郎が研究統括とデータの解釈を

行った。

C・研究結果

1.血液疾患の登録者数は、総数､新規

とも平成15年にはそれぞれ8,261件

および1,558件だったが、それ以降減

少傾向を認めた。平成17，18，1

9年度の血液疾患患者総数は、小児慢

性特定疾患治療研究事業改訂前の平

成16年度のそれぞれ57％、46％、

23％であった。平成17，18，1

9年度の血液疾患新規患者登録数は、

平成16年度のそれぞれ47％、3

7％、19％であった。

2.法制化前後の平成16年と18年に

おける血液疾患のうち「血小板の異

常」の内訳では、血小板減少性紫斑病

か免疫学的血小板減少症が最も多く、

KaSabach-Merritt症候群、血小板機

能異常症と続き、この4疾患で「血小

板の異常」の約60-70％を占めた。平

成16年では免疫学的血小板減少症が

最も多く平成18年では血小板減少性

紫斑病が最多だったが、両疾患はほぼ

同じ範嬬に属する疾患と考えられた。

平成16年と平成18年で、1位と2位

の疾患が入れ替わったした理由は不

明である。

これ以後の項目については、血小板

減少性紫斑病と免疫学的血小板減少

症、Kasabach-Merritt症候群および

先天異常である血小板機能異常症を

中心に検討した。

3．年齢別登録数を比較検討した。平

成18年度の年齢別新規登録数は、5

歳未満が血小板減少性紫斑病十免疫
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学的血小板減少症で45％、

Kasabach-Merritt症候群で85%と

多かったが、血小板機能異常症では年

齢による差はみられなかった。先天性

疾患にもかかわらず5歳以上で登録さ

れるケースがあることが示された。

4．血小板数別登録数を比較した。血

小板減少性紫斑病と免疫学的血小板

減少症では5万未満や1万未満の重症

例の登録が多い傾向があった。一方で、

Kasabach-Merritt症候群では5万以

上での、血小板機能異常症では10万

以上での登録が多い傾向だった。

5．症状別頻度では、血小板減少性紫

斑病と免疫学的血小板減少症では各

重症度において出血班や鼻出血が多

く、脾腫を呈する例は少なかった。

Kasabach-Merritt症候群では出血班

が多く、血小板機能異常症では出血班

や鼻出血が多い傾向がみられた。

6．経過別登録数（治癒、寛解、改善

を改善とし、不変、再燃、悪化、死亡

を非改善とした場合）については、血

小板減少性紫斑病と免疫学的血小板

減少症では若干改善が多い傾向にあ

ったが非改善とほぼ同数だった。

7．血小板減少性紫斑病と免疫学的血

小板減少症における経過別PAIg

G値（血小板結合性免疫グロブリン

G)を比較した。一部の年度を除いて

改善・非改善においてPAIgG値に

は差はみられなかった。

8．治療法別頻度では、血小板減少性

紫斑病と免疫学的血小板減少症で、改

善を示した群と示さなかった群の両

群で平均73％が「治療方針あり」と

しており、治療内容では「ステロイド

投与」が多かった。Kasabach-Merritt

症候群ではステロイド投与や抗腫瘍

薬が多かった。それに対し血小板機能

異常症ではその他が多く、補充療法と

しての輸血が多いものと推察された。

D.考察

血小板減少症の登録数自体は、平成

17年度以降はそれ以前に比べ減少

傾向にある。これは平成17年度以降

の登録に｢補充療法、G-CSF療法、

除鉄剤の投与、抗凝固療法、ステロイ

ド薬の投与、免疫抑制薬の投与、抗腫

瘍薬の投与､再発予防法､造血幹細胞、

腹膜透析、血液透析のうち一つ以上を

実施する場合」という要件が加わった

ためと考えられる。

血小板減少性紫斑病十免疫学的血

小板減少症およびKasabach-Merritt

症候群では特に5歳未満での登録数

が多いことが明らかとなった。また血

小板減少性紫斑病十免疫学的血小板

減少症では血小板数1万未満の重症

例が多かったのに対し、乳児期発症の

多いKasabach-Merritt症候群や先天

性の血小板機能異常症では重症例は

少ない傾向にあった。この傾向は法制

化前後で変化は見られなかった。

治療では平成16年以前の小児慢

性特定疾患治療研究事業は治療につ
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いては自由記載であった。平成17年

以降の小児慢性特定疾患医療意見書

では、今後の治療方針についてステロ

イド薬、免疫抑制薬、造血幹細胞移植

などの中で該当する項目に丸印をす

る方式に変わっている。これに伴い本

登録から治療内容が確認できるよう

になった。一方で、登録に「治療を実

施する場合」という要件が加わったに

もかかわらず、該当する治療項目が無

記入のケースが平成16年度の血小

板減少性紫斑病で30％にみられた。

各疾患とも無記入例は17年度以降

減少傾向にあるが、治療が要する例に

おける治療の実態を把握するために

は、記入を確実にする必要があると考

えられた。

E.結論

小児慢性特定疾患治療研究事業に

おける「血小板の異常｣、特に血小板

減少性紫斑病、免疫学的血小板減少症、

Kasabach-Merritt症候群および血小

板機能異常症の登録状況が明らかに

なった。

血小板減少性紫斑病は特定疾患の

対象でもあることから、そちらから受

給を受けている方も多く見られた。本

疾患の診断、診療体制の把握には各機

関の連携も必要であり、今後の課題と

考えられた。
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