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　血友病患者さんの全国的な調査は以前から行われていましたが、これまでの調査には 
いくつかの課題がありました。そこで新たに血友病の患者レジストリを構築して全国的な 
調査が行われることになりました。本座談会では、名古屋大学医学部附属病院 輸血部の 
鈴木 伸明先生のご司会のもと、日本血液凝固異常症調査研究機構（JBDRO）の理事長である
松本 剛史先生、血友病患者さんの花井 十伍氏にご参加いただき、血友病の患者レジストリ 
についてご紹介をいただきました。

日本でも始まる
患者レジストリとは？

　 　 座 談 会

D iscussion

司会
名古屋大学医学部附属病院 
輸血部
鈴木 伸明 先生（写真左） 

参加者
三重大学医学部附属病院 輸血・細胞治療部 血液内科／
日本血液凝固異常症調査研究機構（JBDRO）理事長
松本 剛史 先生（写真中央） 

日本血液凝固異常症調査研究機構（JBDRO）理事　血友病A患者
花井 十伍 氏（写真右） 

血友病の患者レジストリとは

鈴木先生（以降、敬称略） 患者レジ
ストリというのは、特定の病気の患者
さんを登録し、長期にわたり医療情
報を収集する大規模なデータベース

情報を継続的に収集します。この 
レジストリの意義や始めることに 
なった経緯について松本先生と花井
さんに詳細をお伺いしたいと思い
ます。

のことです。そして収集した膨大な
医療情報は、その病気に関する理
解を深めるためや、治療法の開発
のために利用されます。つまり血友 
病の患者レジストリでは、血友病の 
患者さんを登録してさまざまな医療
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海外での実施状況

鈴 木 　今回、日本で始めることに
なったレジストリですが、海外では
すでに構築されているのしょうか？
松 本 　はい。例えば、イギリスで

はすでに1968年に血友病の患者
レジストリが構築され、2023年時
点では4万人近い血友病患者さん
が登録されており、ドイツ、カナダ、
アメリカ、オーストラリアなどでも 
大規模な患者レジストリが構築さ
れています。さらに複数の国が 
参加する国際的な血友病の患者 
レジストリも、いくつか構築されて
おり、例えば、2008年に構築された
欧州のEuropean Haemophil ia 
Safety Surveillanceには2013年
時点で26ヵ国の血友病治療センタ
ー78施設が参加し、3万5千人を超
える血友病患者さんが登録されて
います1）。
花 井 　多くの先進国では、すでに

それぞれの国の血友病の患者レジ
ストリを構築したり、国際的な患者
レジストリに参加したりして、医療 
情報の収集が行われていますが、 
日本では、まだ構築されていません。

日本でも始まる患者レジストリ

鈴 木 　日本では、これまで血友
病の全国的な調査は行われていな
かったのでしょうか？
花 井 　日本でも、2001年度から

血液凝固異常症全国調査において
血友病の調査が開始され、20年以
上継続して行われています2）。
松 本 　その間、血友病の治療は大

きく進歩し、患者さんの寿命は大きく
延長しました。そのため、長期にわた
り連続的に患者さんごとの医療情報
を収集してデータを蓄積する必要性
が高まってきました。しかし、血液凝
固異常症全国調査は、単年度ごとの
調査であり、患者さんの医療情報を
連続的に収集することができないと 
いう問題が従来からありました。また、
臨床上のアウトカム（結果）を収集して
いない、収集した医療情報の活用が
難しいなどの課題もありました。さら
に、近年になって個人情報の取り扱い
や同意取得などの倫理的な面から 
これまで通りの調査を行うことが困難
になってきました。そのため、新たに
血友病の患者レジストリを構築する 
ことになりました。

鈴 木 　患者レジストリ構築のここ
までの歩みを教えてください。
松 本 　2018 年に日本血栓止血 

学会（JSTH）は血友病の患者レジス
トリの構築の検討を開始しました。
そして2023年9月には、患者レジスト
リの管理と運営を担う日本血液凝固
異常症調査研究機構（JBDRO）が
設立され、まずは「日本血液凝固異常
症レジストリの基盤構築」をJSTH
を研究主体として企業である中外
製薬との共同研究として立ち上げま
した。2028年度以降はナショナルレ
ジストリとしてJBDROが調査研究
を継続する予定です（図1）。
鈴 木 　患者レジストリへの血友病

患者さんの登録はどのような施設
で行われるのですか？
松 本 　JSTHの血友病診療連携

委員会に登録されているブロック拠
点病院および地域中核病院約100
施設での登録を予定しています。
それ以外の病院を受診されている
患者さんには、年に1回ほどブロッ
ク拠点病院あるいは地域中核病院
を受診するように依頼することで、
登録ができるようにしたいと考えて
います。

図1 日本血栓止血学会と中外製薬の共同研究のスケジュール（予定）図1 日本血栓止血学会と中外製薬の共同研究のスケジュール（予定）
公益財団法人エイズ予防財団：エイズ予防情報ネット「日本血液凝固異常症調査研究機構（JBDRO）ご挨拶とお願い」公益財団法人エイズ予防財団：エイズ予防情報ネット「日本血液凝固異常症調査研究機構（JBDRO）ご挨拶とお願い」
血液凝固異常症全国調査事業 令和6年度（2024年度）調査票・書式・関係書類一式より作図血液凝固異常症全国調査事業 令和6年度（2024年度）調査票・書式・関係書類一式より作図
https://api-net.jfap.or.jp/image/data/blood/r06_research/r06-03.pdf （2024年11月5日現在）https://api-net.jfap.or.jp/image/data/blood/r06_research/r06-03.pdf （2024年11月5日現在）

登録/観察期間
2024年12月1日～2026年11月30日

データ解析期間
2026年12月1日～
2027年5月31日

公表
時期
2027年
4月～6月

報告書作成期間
2027年6月1日～
2027年11月30日

2024年 2025年 2026年 2027年
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血友病の患者レジストリの 
メリット

鈴 木 　血友病の患者レジストリ
の目的をお願いします。
松 本 　患者レジストリは血友病

患者さんの全例登録を目指してお
り、長期にわたり医療情報を収集し
て解析することで、血友病と患者さ
んの実態を明らかにして、治療や
患者さんの福祉に役立つ研究開発
を促進することを目的としています

（図2）。
鈴 木 　具体的には、どのような医療

情報を収集する予定ですか。
松 本 　医学的情報だけでなく、福

祉的な情報や治療に関する情報も
収集する予定です。医学的な情報
に関しては、疫学、症状や合併症、
死因、患者さんの主観的な健康観
に関する情報の収集を考えています。
福祉的な情報に関しては、医療費、
社会福祉サービス、ソーシャルサ 
ポート、社会福祉ニーズなどの情報
の収集を考えており、治療のための
情報に関しては、臨床試験や治験
へのリクルート、生活の質（QOL）と
相関する症状、医薬品市販後調査
に関する情報などの収集を考えて
います。
鈴 木 　それらの情報を収集する

ことで、患者レジストリにはどのよ
うなメリットが考えられますか。
松 本 　多くの患者さんの医療情

報を1ヵ所に集めて解析すること
で、個々の患者さんを診るだけでは
わかりにくかった、全体としての疾
患や患者さんの実態が明らかにな
るというメリットがあります。また、
患者さんごとの医療情報を連続的

に収集することで、個々の患者さん
の疾患や治療の経過が把握できる
ようになるというメリットも考えられ
ます。
花 井 　もし、患者レジストリに登録

した個々の患者さんの医療情報を
利用できるようになれば、患者さん
が転院する場合に、簡易な紹介状
さえあれば、詳細な症状や治療経過
などの申し送り内容を記載しなくて
も、患者レジストリのデータで確認
できるというメリットも考えられます。
また、カルテの保存期間は現在5年
間ですが、患者レジストリのデータを
利用できるようになれば、患者さん
の一生涯の治療経過を確認できる
という「お守り」となるようなメリット
も考えられます。
鈴 木 　実際の治療改善に生かさ

れるようなメリットもあるのでしょ
うか？
花 井 　医薬品市販後調査に患者 

レジストリを活用するとのお話が 
ありましたが、市販後調査を行い、

結果が公表されてエビデンスとして
利用できるようになるまでには何年
もかかります。そこで例えば、新し
い治療薬が導入されて臨床的な疑
問点が出てきた場合には、まず患
者レジストリに登録している患者さ
んに質問を行って回答を収集し、問
題があると考えられた場合には、さ
らに詳しい調査や対策を行うこと
にすれば、迅速な対応が可能にな
るというメリットがあると思います。
鈴 木 　日本独自の患者レジストリ

という観点からのメリットは考えら
れますか。
花 井 　日本人の血友病患者さん

の疾患や病態に関するエビデンス
が蓄積できるというメリットがもち
ろんあります。加えて、血友病治療
に対する費用対効果も明らかにで
きるというメリットが考えられます。
先進国以外では血友病治療に対し
て医療費補助のない国が多いので
すが、日本では医療費補助がある
ため、あまり費用を気にすることなく

日本でも始まる患者レジストリとは？ D iscussion　 　 座 談 会

図2  血友病の患者レジストリの目的図2  血友病の患者レジストリの目的
（ご提供：松本 剛史先生）（ご提供：松本 剛史先生）

レジストリの目的

疾患および患者の実態を明らかにして、
疾患の治療や患者の社会福祉のための研究開発を促進する
・医学的情報の収集：
疫学情報・症状と合併症・死因・主観的健康観

・福祉的な情報の収集：
医療費・社会福祉サービス・ソーシャルサポート・社会福祉ニーズ

・治療のための情報の収集：
臨床試験や治験へのリクルート・QOLと相関する症状・医薬品市販後調査

平成24年度 厚生労働科学研究費補助金 難治性疾患等克服研究事業
患者支援団体等が主体的に難病研究支援を実施するための体制構築に向けた研究（ＪＰＡ研究班）
Ⅱ分担研究報告 2.患者レジストリの構築にむけての研究（3）患者が主体となった患者レジストリに関する
検討より一部引用
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治療が行われています。今後、日本
の保険療養においても費用対効果
分析の重要性が増していくことが 
考えられますが、血友病の治療に 
コストをかける合理的意義を明らか
にする上でも、患者レジストリを利用
するなどして費用対効果を検討する
ことは大切だと思います。

血友病の患者レジストリへの
期待 

鈴 木 　松本 剛史先生はJBDRO
の理事長としての立場から、今後、 
どのような患者レジストリを構築 
していきたいとお考えですか。
松 本 　血友病の患者レジストリ

の構築は始まったばかりですが、
できるだけ多くの患者さんの登録
を進め、最終的には全例登録を目
指しています。より多くの患者さん
の医療情報を収集することで、日

血友病の患者レジストリへのご協力のお願い
　今回の座談会の内容から、血友病の患者レジストリの目的や意義をご理解いただけたでしょうか。 
患者レジストリを構築することにより、日本全国の血友病患者さんの実態を把握したり、治療の開発に役立て
たりできるだけでなく、個々の患者さんの生涯にわたる情報を蓄積して活用できるようになります。大規模な
患者レジストリを構築するためには、より多くの患者さんに登録していただき、医療情報をご提供いただく
必要があります。患者レジストリへの登録はまだ開始されていませんが、開始された際には、是非ご登録と
情報提供へのご協力をよろしくお願いいたします。

名古屋大学医学部附属病院 輸血部
鈴木 伸明
三重大学医学部附属病院 輸血・細胞治療部 血液内科／日本血液凝固異常症調査研究機構（JBDRO）理事長
松本 剛史
日本血液凝固異常症調査研究機構（JBDRO）理事　血友病A患者
花井 十伍

本の血友病の実態を明らかにする
だけでなく、新しい治療の開発にも
役立てたいと考えています。一方、
個々の患者さんの生涯にわたる医療
情報を蓄積して活用できるようにする
ことなどで、患者さんにとってもメリ
ットのある日本最初の患者レジストリ
としたいと考えています。
鈴 木 　花井さんは血友病患者さん

としての立場から、患者レジストリに
どのようなことを期待しますか。
花 井 　これまでも血友病の調査

は行われていましたが、その結果
が患者さんにフィードバックされる
ことはほとんどなく、患者さん自身
は調査に参加することにあまりメリ
ットを感じていなかったと思います。
新しい患者レジストリには、患者さん
ご自身が輸注記録などのデータを
確認できたり、調査に参画できたり、
患者さんへ結果がフィードバックさ
れたりして、患者さんが登録すること

にメリットを感じるレジストリになるこ
とを期待しています。患者さんにも
メリットがある患者レジストリが構築
されることで、多くの患者さんが登録
し、全例登録を目指すことも可能に
なると思います。
鈴 木  血友病は今でも一生涯付き

合っていかなければいけない疾患
です。このような疾患において、患者
さんが受けた治療を正しく記録し 
保管することは、簡単なようで難し
いことですが、それによって蓄積さ
れるデータは血友病克服に近づく
一歩になりうると感じました。
患者さん皆の力でレジストリを成功
させて、血友病の完治を実現でき
る日が迎えられるといいですね。
　本日は、ありがとうございました。F

D iscussion

文　献
１）
２）

松本剛史：血栓止血誌 2024；35（1）：17-24.
瀧正志：血栓止血誌 2024；35（1）：11-16.
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⾒えない出⾎に気付くには―「関節を感じる」とは？―
広島⼤学病院 輸⾎部 助教

　山﨑 尚也 先生 

関節内出⾎の頻度を低下させることが大切
　多くの血友病患者さんが経験する関節内出血は、繰
り返し起きると関節の内側にある滑膜といわれる部分
が増殖して炎症を引き起こし、痛みや腫れなどが生じ 
ます。慢性化すると関節破壊が進み、関節を動かしにくく
なったり、骨が変形し激しい痛みが生じたりする血友病
性関節症を発症します。血友病性関節症の発症や進行
を抑えるには、できるだけ早く関節内の出血に気付くこと
がとても大切です。

「関節を感じる」とは？
　関節内出血による痛みや腫れなどの症状がある場合
には、患者さんご自身が異常に気付きやすいと思います。
しかし、関節内出血が微小であればあるほど症状を 
感じにくくなり、見逃してしまうようになります。関節に
痛みや腫れといった症状がなくても、肘・膝・足などの 
関節に違和感、例えば、「モヤモヤ」、「ギシギシ」、「ムズ
ムズ」というような、いつもとは違った感覚、つまり「関節
を感じる」ことがある場合は、関節の微小出血が原因 
である可能性があります。

問診での関節の異常の伝え方
　大小の関節内出血が繰り返し起こり、関節の状態が
悪くなって初めて関節画像検査などで捉えられるように
なります。しかし、少しでも関節が悪くならないように、
患者さんご自身が関節内出血による症状や違和感を積
極的に医師や医療スタッフに伝え、治療効果を一緒に
考えることが重要です。ただ、痛みや腫れなどの症状 
とは違い、「関節を感じる」といった違和感は伝え方が 
難しいかもしれません。伝え方のコツとして、関節の違和
感が週に何回、または１日に何回あり、１回あたりどれ
くらいの時間続いたかなどを記録しておくとよいでしょう。
記録した内容を問診の際に伝えることで、医師や医療
スタッフは違和感の程度を把握しやすくなります。また、
あまり大きな症状がない場合には「普通です」と答えて
いる方もいらっしゃるかもしれません。常に関節に多少の
違和感を持ちながら日常生活を送ることが「いつもの 
こと」であり、それが「自分にとって普通」なのかもしれ
ませんが、実はその状態は改善できる異常感覚である
可能性があります。そのため、些細な関節の違和感にも
注意して、少しでも「おかしいな」、「違和感があるな」、 

「関節を感じるな」といった症状が生じた場合には、医師
に伝えるようにしていきましょう。

小さいお子さんの場合
　特に乳幼児の場合は、自分のことをうまく伝えるの
が難しいため、ご家族の方が、お子さんの様子や体の 
動かし方をしっかり観察し、「ぐずって機嫌が悪い」、 

「あまり動きたくなさそう」、「足を少し引きずっている」
などがみられた場合、腫れや熱感がなかったとしても、
いつもと違う様子がみられたと医師に伝えましょう。

　関節内出血は、その程度が軽くても繰り返すと関節
障害が生じてしまい、関節を動かしにくくなったり、 
激しい痛みが生じるようになったりします。そのため、
少しでも違和感があり「関節を感じる」場合には医師に
しっかり伝え、関節の検査や治療法について話し合い
をしましょう。F

血友病性関節症の発症・進展を防ぐために

肘・膝・足などの
“関節を感じる”ことはありますか？

関節を感じる？
そういえば先週、関節に妙な感覚がありましたね。

Topics 1
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最近よく聞く血友病治療の評価方法とは？
広島大学病院 小児科 助教

　溝口 洋子 先生

血友病治療の評価方法 ― ABRとは
　血友病治療は特にこの10年間で目覚ましい進歩を遂
げています。次 と々新しい製剤が発売される中で、何を
基準にどの製剤を選択すべきか迷われている患者さん
もいらっしゃると思います。以前から血友病の治療が有
効かどうかをみる1つの指標としてよく用いられている
のが年間出血回数（ABR：Annua l ized Bleeding 
Rate）や年間関節内出血回数（AJBR：Annual ized 
Joint Bleeding Rate）です。

ABRだけで治療効果を評価していいのか？
　ただこのABRやAJBRはあくまで患者さんの自己申告
で、ある意味主観的なものであり、治療効果をみるうえ
で本当に正確な指標として使えるかは疑問があります。
例えば1つあざができたことを1回と数えるのか、もしく
はあざはずっとあるので数えないのか、これは人によって
判断が異なる可能性があります。また“不顕性関節内 
出血”といって、「腫れる」、「痛い」などの自覚症状が 
なくても関節内に出血していることがあるということも
知られています。この場合、知らない間に血友病性関節
症を発症し、徐々に進行してしまうことがあります。

ABR以外の評価方法とは？
　では治療効果はどうやって評価するのが正しいので
しょうか？ABR以外の評価方法として、理学所見と画像
検査の大きく２つがあります。理学所見は主に腫

しゅちょう

脹・
疼
と う つ う

痛・関節轢
れ き お ん

音や、関節可動域・筋力の変化などが 
みられるかを評価するもので、「血友病関節健康スコア

（HJHS：Hemophilia Joint Health Score）」という評価
方法も確立されています。画像検査による関節評価と
して、X線検査、MRI、関節エコー検査があります。 
これらの画像検査はそれぞれ利点と欠点があります。
まずX線検査は簡便で安価でどこの施設でも可能な 
ことが利点ですが、一方で骨・軟骨まで巻き込む関節症
まで進行してからはじめて変化をみることができます。 
つまり早期の関節症を検出することはできません。次に
MRIは早期の関節症のサインを検出することができ、
一番正しい評価ができるとされています。ただ高価で 

あり、どこの施設でもできるわけではないうえ、1回の
撮影で30分程度かかるにもかかわらず1関節しかみる
ことができません。さらに小学生以下の低年齢の患者
さんでは30分間じっとしていることが難しいため、軽い
麻酔が必要となります。関節エコー検査は、MRIほど
関節を正確に評価できませんが、早期の関節症を検出
することが可能です。1関節あたり2～3分の所要時間
で両足首、膝、肘の6関節を合計15分程度で観察する
ことが可能です。また低年齢の患者さんでも麻酔が必要
となることはありません。最近では関節エコー検査で 
まず早期の関節症の有無をスクリーニングして、異常が
あればMRI検査を行うという流れが主流になってきて
います。

おわりに―定期的な評価を継続することの重要性
　血友病の治療はこの10年で飛躍的に向上しました。
定期的に製剤をきちんと補充して自覚した関節出血が
ない患者さんでも、血友病関節症を合併することが明
らかになってきています。つまり他覚的に評価することが
非常に大切です。年１回の関節の画像検査を行うことで、
早期の関節症を発見・治療し、それぞれの患者さんに 
あった補充療法の方法を見つけていくことが、これからの
血友病患者さんの目指すべき道だと思っています。F

血友病治療を評価する方法はABR（年間出血回数）だけじゃないTopics 2
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