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わが国では昭和30年代のスモン発生を契機として、昭和47年制定の「難病対策
要綱」にもとづき難病の調査研究や医療費助成が推進されてきた。平成27年1月
には「難病法」が施行され、令和5年10月1日には、指定難病患者の日常生活および
社会生活を総合的に支援すべく一部改正が行われている。また、指定難病338
疾病のうち189疾病については最新医学的知見の反映が適当であるとして、
令和3年度に診断基準等のアップデート案が取りまとめられた。そこで今回は、
2021年度より厚生労働省健康局難病対策課に医系技官として勤務した安井
秀樹氏より、わが国の難病対策の歴史と難病法の概要、改正難病法について
解説をいただいた。

最近の難病対策の動向
―改正難病法を中心に―
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が可能となり、指定医が診断書の作成に期間を要した場合や
入院その他緊急の治療が必要であった場合など、診断日から
１月以内に申請を行わなかったことについてやむを得ない理由
があるときは、最長３ヵ月とすることが認められました。
　特発性間質性肺炎の患者さんでは、急激に病勢が悪化し、
重症度分類を満たすケースがあります。従来の難病法では、
重症化した時点において多額に発生する医療費等が医療費
助成の対象外になっていましたが、改正難病法により申請日から
遡ることが可能となったことから、特発性間質性肺炎を含め急性
増悪に陥りやすい呼吸器の指定難病の患者さんには優れた
措置と考えられます。

2）“登録者証”発行事業の創設
（令和6年4月1日施行）7）

　都道府県等が患者さんの申請にもとづき、都道府県が指定
難病に罹患していること等を確認し、「登録者証」を発行する
事業が創設されました。これにより、福祉障害サービスの受給
申請時やハローワーク等の利用時に、医師の診断書にかわり、
指定難病の患者さんであることを確認できるものとして示すこと
が可能となるなど、福祉、就労等の各種支援を円滑に利用できる
ようになります。登録者証の発行には原則マイナンバー連携を
活用するほか、民間アプリの活用によるデジタル化なども検討
されています。

3）指定難病データベースの法定化
（令和6年4月1日施行）7）

　これまで予算事業として運営されてきましたが、法的根拠が
新設され、安全管理措置や第三者提供ルール等が規定され、
他の公的データベースとの連結解析も可能とされました。また、
登録対象者を拡大すべく、医療費助成の申請に至らない軽症
の指定難病患者さんのデータ登録も可能となりました。重症化
するまでの経緯、もしくは軽症者と重症者の比較をする目的に
おいても、軽症者のデータ登録は非常に有用なものと考えられます。

4）その他の改正事項7）
　指定難病患者さんのニーズは多岐にわたることから、福祉
や就労支援など、地域における関係者間で一層の関係強化
を図っていく必要があります。そこで現在、都道府県・指定都市
に難病相談支援センターが設置されていますが、難病相談支援

該当します。この場合は、いわゆる「軽症高額該当」として医療費
助成の対象になります。
　また、高額かつ長期の患者さんの場合はさらに軽減される
制度もあります。
　医療費助成制度は複雑で患者さんの状態によって利用で
きる制度が異なりますので、外来で説明するのが難しい場合に
はメディカルソーシャルワーカーさんなどに協力してもらうのが
良いでしょう。
　指定難病の患者さんが抗線維化薬オフェブを服用もしくは
服用を検討する際には、日本ベーリンガーインゲルハイム株式
会社が運営しているオフェブ医療費相談室を利用して、医療費
相談室から直接患者さんに制度を紹介してもらうこともでき
ます。

難病法の改正と見直しの内容
　難病法は平成27年に施行され、医療費助成をはじめとした
総合的な対策の充実が図られてきました。そして平成31（令和
元）年、難病法附則第２条における「施行後５年以内をめどとした
見直し」規定を踏まえ、厚生労働省内の審議会において難病
対策の見直しに関する議論が開始されました。その後、令和３年
には見直しの方向性を示す意見書が取りまとめられ、令和４年
12月10日に改正難病法7）として可決・成立されました。
　改正難病法において注目すべき点としては、「医療費助成
の開始時期の見直し」「“登録者証”発行事業の創設」「指定
難病データベースの法定化」等が挙げられます。

1）医療費助成制度の開始時期の見直し
　（令和５年10月1日施行）7）（図3）
　それまでの申請日から、重症度分類を満たしていると診断した
日（重症化時点）とするものです。医療費助成の申請にあたって

は診断書が必要ですが、実際には診断書の作成に一定の時間
を要し、診断から申請までに時間がかかるという問題がありま
した。
　それが改正難病法では、1ヵ月を原則として申請日からの遡り難病の病因・病態解明と患者救済に向けた対策

　わが国における難病対策の歴史1）は、昭和30年代のスモン
（SMON；subacute myelo-optico-neuropathy）の発生に
遡ります。
　当時、下痢などの腹部症状の後に下肢の神経障害による

失調歩行、視力障害などを訴える患者
が現れ、全国で集団発生を思わせる
現象が相次いだため、大きな社会
問題となりました。原因を究明すべく
昭和39年度から研究が進められ、
昭和44年にはスモン調査研究協議会
が組織されて、大型研究班によるプロ

ジェクト方式の実態調査が進められていきました。

　すると、当初は原因不明の奇病と言われていましたが、昭和45年、
スモン患者の尿の分析からキノホルムとの関係が示唆され、
厚生省により整腸剤キノホルムの販売等が中止されると、新規
スモン患者の発生が激減しました。これにより、スモンはキノホルム
による薬害であることが判明し、スモン入院患者に対し月額１万円
が研究費の枠から支出されることとなりました。
　このスモンの発生を機に明らかとなったことがあります。それは、
難病とされる疾患に関して、大型研究班による集中的かつ
多角的な調査研究を行えば病因・病態解明につながること、
そして医療費の自己負担軽減などにより、国として救済対策を
講ずるべきであるということです。
　その後、国会にて難病に対する集中審議が行われ、昭和47年
に難病プロジェクトチームが設置されて、そこでの検討結果が
「難病対策要綱」2）として発表されました。この要綱において、
難病の病因・病態解明、ならびに医療費の公費負担をめざす
べく、「研究費助成事業（難治性疾患克服研究事業）」と「医療費
助成事業（特定疾患治療研究事業）」が設置されました。この
ような包括的な難病対策の施行は世界に類をみない画期的な
ものであり、わが国の難病の病因・病態研究や患者救済に大きな
貢献をしたことは間違いありません。

難病法の施行
　その後、難病研究は進展しましたが、医療費助成事業は自治体
の予算事業として実施していたため、都道府県・指定都市に
大幅な超過負担が発生するようになりました。また当時、研究費
助成事業において対象とされた130疾病のうち、医療費助成
対象として選定されたのは56疾病でしたが、公平性の観点か
ら医療費助成の対象疾患のさらなる拡大と見直しを望む声も
あがっていました。
　このような状況を克服するため、平成26年5月に持続可能な
社会保障制度の確立を図るための法律として「難病の患者に
対する医療等に関する法律」（難病法）3）が成立、平成27年1月
に施行されました。
　難病法の制定にともない、医療費助成の対象となる疾患は
あらたに「指定難病」と呼ばれることになり、治療費の公費負担分
に関しては国と都道府県・指定都市で半分ずつ負担することと
なりました。そのほか、国は難病の発症の機構、診断および治療
方法に関する調査、またその研究を推進し、療養生活環境整備
事業を実施することなども継続的かつ安定的に可能となった
のです。

臨床調査個人票にもとづく「医療費助成」
「研究事業」の推進
　その後、指定難病検討委員会により指定難病の追加が検討
され、令和３年11月時点で医療費助成対象として選定された
指定難病は338疾病にのぼります4）。この医療費助成の対象と
なるのは、原則として指定難病と診断され、重症度分類に照ら
して一定程度以上の重症度に該当する患者さんです。そのため、
指定難病については疾病ごとの診断基準と、それぞれの疾病
の特性に応じた重症度分類が設定されています。なお、個々の
指定難病の診断基準、重症度分類については、難病情報センター
のホームページから見ることができます5）。
　一例を紹介すると、「特発性間質性肺炎」では、特発性肺線維症
及び特発性肺線維症以外の特発性間質性肺炎と診断された
ものを対象としており、いずれも主要症状、理学所見及び検査
所見などを一定以上満たすことが求められます。その上で、重症度
分類に関しては、安静時動脈血酸素分圧（PaO2）と６分間歩行時
最低SpO2の値を基にⅠ～Ⅳに判別し、重症度分類Ⅲ度以上に
該当すれば医療費助成の対象となります。
　この診断基準と重症度分類にもとづき、指定難病の診断を
行う難病指定医は、臨床個人調査票（診断書）に臨床情報を
記入します。その後、都道府県・指定都市において、所定のしくみ
のもと最終的な判定が行われます。これにより、指定難病に関し
正確な診断が可能となり、指定難病患者の医療費の負担軽減
が図られるとともに、患者データが効率的に収集されて「指定
難病患者データベース」が構築され、研究事業の推進に役立て
られていきます。

医療費助成の対象者に関する留意点
　ここで医療費助成の運用における留意点を述べておくと、
対象となるのは先述したとおり診断基準と重症度分類を満たす
ことですが、症状の程度が疾病ごとの重症度分類に該当しない
軽症者であっても、高額な医療を継続する必要がある場合は
医療費助成の対象となります（図2）6）。
　具体的に「高額な医療を継続」とは、申請月以前の12ヵ月以内
に、治療に要した医療費総額が33,330円を超える月が年に3回
以上ある場合です。たとえば、医療保険3割負担の場合、医療費
の自己負担がおよそ1万円を超える月が年3回以上ある場合が

わが国の難病対策の歴史（図１）
センターの連携先として、福祉関係者や就労関係者が明記
されました。

難病法以外の法制度・サービス
　なお、指定難病は難病法だけでなく障害者総合支援法8）の
対象疾病であり、指定難病患者さんは障害福祉サービスを受ける
ことができます。ただし現状として、本人や家族への周知は十分
ではありません。
　「指定難病および小児慢性特定疾病児童に関するWEBアン
ケート調査」（厚生労働省健康局難病対策課、平成30年10月）
によると、「福祉サービスを利用したことがある」との回答は23%
にとどまり、「指定難病の患者が福祉サービスを利用できることを
知らなかった」は45%にのぼりました。主治医をはじめ指定難病
にかかわる医療関係者は、指定難病患者さんが指定難病の
重症度に関わらず障害者総合支援法の対象であることを理解し、
先ほど述べた登録者証の発行なども活用し、生活の総合的
支援のために必要とされるサービスの利用につなげる必要が
あります。

　スモンの発生を契機として始まったわが国の難病対策は、
医療費助成と研究事業を両輪として、世界に類を見ない包括的
な支援を展開してきました。今後、最新の医学的知見を踏まえ
たアップデートを行うことで、指定難病にかかわる医療等のさら
なる質向上につながると期待されます。本日ご紹介した内容の
一部は月刊「呼吸器内科」と「難病と在宅ケア」にも掲載して
あります8,9）。そちらも参照いただけますと幸いです。
　また近年、呼吸器領域では、チロシンキナーゼ阻害剤／抗
線維化剤であるオフェブが、「特発性肺線維症」「全身性強皮症
に伴う間質性肺疾患」「進行性線維化を伴う間質性肺疾患」へ
と適応を拡大しています。１人でも多くの患者さんが、有効な治療
薬の使用によりADLおよびQOLの向上をめざし、安心して治療
を継続するためにも、指定難病制度を含む難病対策は必要
不可欠なシステムです。
　そのため、今回のアップデートを含め難病対策の円滑な運用
をめざすことは、難病で苦しむ患者さんに希望のある生活を実現
し、次世代に向け持続可能とするためのたしかな道筋となる
はずです。ただし、財源には限りもありますので、持続可能な運用

をするためには制度を適切に利用することが必要となります。
難病指定医はこれまで以上に難病制度を理解し、適切な患者
さんに指定難病制度を申請・活用いただく必要があることは
ご理解いただきたいと思います。
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の開始時期の見直し」「“登録者証”発行事業の創設」「指定
難病データベースの法定化」等が挙げられます。

1）医療費助成制度の開始時期の見直し
　（令和５年10月1日施行）7）（図3）
　それまでの申請日から、重症度分類を満たしていると診断した
日（重症化時点）とするものです。医療費助成の申請にあたって

は診断書が必要ですが、実際には診断書の作成に一定の時間
を要し、診断から申請までに時間がかかるという問題がありま
した。
　それが改正難病法では、1ヵ月を原則として申請日からの遡り難病の病因・病態解明と患者救済に向けた対策

　わが国における難病対策の歴史1）は、昭和30年代のスモン
（SMON；subacute myelo-optico-neuropathy）の発生に
遡ります。
　当時、下痢などの腹部症状の後に下肢の神経障害による

失調歩行、視力障害などを訴える患者
が現れ、全国で集団発生を思わせる
現象が相次いだため、大きな社会
問題となりました。原因を究明すべく
昭和39年度から研究が進められ、
昭和44年にはスモン調査研究協議会
が組織されて、大型研究班によるプロ

ジェクト方式の実態調査が進められていきました。

　すると、当初は原因不明の奇病と言われていましたが、昭和45年、
スモン患者の尿の分析からキノホルムとの関係が示唆され、
厚生省により整腸剤キノホルムの販売等が中止されると、新規
スモン患者の発生が激減しました。これにより、スモンはキノホルム
による薬害であることが判明し、スモン入院患者に対し月額１万円
が研究費の枠から支出されることとなりました。
　このスモンの発生を機に明らかとなったことがあります。それは、
難病とされる疾患に関して、大型研究班による集中的かつ
多角的な調査研究を行えば病因・病態解明につながること、
そして医療費の自己負担軽減などにより、国として救済対策を
講ずるべきであるということです。
　その後、国会にて難病に対する集中審議が行われ、昭和47年
に難病プロジェクトチームが設置されて、そこでの検討結果が
「難病対策要綱」2）として発表されました。この要綱において、
難病の病因・病態解明、ならびに医療費の公費負担をめざす
べく、「研究費助成事業（難治性疾患克服研究事業）」と「医療費
助成事業（特定疾患治療研究事業）」が設置されました。この
ような包括的な難病対策の施行は世界に類をみない画期的な
ものであり、わが国の難病の病因・病態研究や患者救済に大きな
貢献をしたことは間違いありません。

難病法の施行
　その後、難病研究は進展しましたが、医療費助成事業は自治体
の予算事業として実施していたため、都道府県・指定都市に
大幅な超過負担が発生するようになりました。また当時、研究費
助成事業において対象とされた130疾病のうち、医療費助成
対象として選定されたのは56疾病でしたが、公平性の観点か
ら医療費助成の対象疾患のさらなる拡大と見直しを望む声も
あがっていました。
　このような状況を克服するため、平成26年5月に持続可能な
社会保障制度の確立を図るための法律として「難病の患者に
対する医療等に関する法律」（難病法）3）が成立、平成27年1月
に施行されました。
　難病法の制定にともない、医療費助成の対象となる疾患は
あらたに「指定難病」と呼ばれることになり、治療費の公費負担分
に関しては国と都道府県・指定都市で半分ずつ負担することと
なりました。そのほか、国は難病の発症の機構、診断および治療
方法に関する調査、またその研究を推進し、療養生活環境整備
事業を実施することなども継続的かつ安定的に可能となった
のです。

臨床調査個人票にもとづく「医療費助成」
「研究事業」の推進
　その後、指定難病検討委員会により指定難病の追加が検討
され、令和３年11月時点で医療費助成対象として選定された
指定難病は338疾病にのぼります4）。この医療費助成の対象と
なるのは、原則として指定難病と診断され、重症度分類に照ら
して一定程度以上の重症度に該当する患者さんです。そのため、
指定難病については疾病ごとの診断基準と、それぞれの疾病
の特性に応じた重症度分類が設定されています。なお、個々の
指定難病の診断基準、重症度分類については、難病情報センター
のホームページから見ることができます5）。
　一例を紹介すると、「特発性間質性肺炎」では、特発性肺線維症
及び特発性肺線維症以外の特発性間質性肺炎と診断された
ものを対象としており、いずれも主要症状、理学所見及び検査
所見などを一定以上満たすことが求められます。その上で、重症度
分類に関しては、安静時動脈血酸素分圧（PaO2）と６分間歩行時
最低SpO2の値を基にⅠ～Ⅳに判別し、重症度分類Ⅲ度以上に
該当すれば医療費助成の対象となります。
　この診断基準と重症度分類にもとづき、指定難病の診断を
行う難病指定医は、臨床個人調査票（診断書）に臨床情報を
記入します。その後、都道府県・指定都市において、所定のしくみ
のもと最終的な判定が行われます。これにより、指定難病に関し
正確な診断が可能となり、指定難病患者の医療費の負担軽減
が図られるとともに、患者データが効率的に収集されて「指定
難病患者データベース」が構築され、研究事業の推進に役立て
られていきます。

医療費助成の対象者に関する留意点
　ここで医療費助成の運用における留意点を述べておくと、
対象となるのは先述したとおり診断基準と重症度分類を満たす
ことですが、症状の程度が疾病ごとの重症度分類に該当しない
軽症者であっても、高額な医療を継続する必要がある場合は
医療費助成の対象となります（図2）6）。
　具体的に「高額な医療を継続」とは、申請月以前の12ヵ月以内
に、治療に要した医療費総額が33,330円を超える月が年に3回
以上ある場合です。たとえば、医療保険3割負担の場合、医療費
の自己負担がおよそ1万円を超える月が年3回以上ある場合が

難病法における医療費助成制度と研究事業

最近の難病対策の動向―改正難病法を中心に―

センターの連携先として、福祉関係者や就労関係者が明記
されました。

難病法以外の法制度・サービス
　なお、指定難病は難病法だけでなく障害者総合支援法8）の
対象疾病であり、指定難病患者さんは障害福祉サービスを受ける
ことができます。ただし現状として、本人や家族への周知は十分
ではありません。
　「指定難病および小児慢性特定疾病児童に関するWEBアン
ケート調査」（厚生労働省健康局難病対策課、平成30年10月）
によると、「福祉サービスを利用したことがある」との回答は23%
にとどまり、「指定難病の患者が福祉サービスを利用できることを
知らなかった」は45%にのぼりました。主治医をはじめ指定難病
にかかわる医療関係者は、指定難病患者さんが指定難病の
重症度に関わらず障害者総合支援法の対象であることを理解し、
先ほど述べた登録者証の発行なども活用し、生活の総合的
支援のために必要とされるサービスの利用につなげる必要が
あります。

　スモンの発生を契機として始まったわが国の難病対策は、
医療費助成と研究事業を両輪として、世界に類を見ない包括的
な支援を展開してきました。今後、最新の医学的知見を踏まえ
たアップデートを行うことで、指定難病にかかわる医療等のさら
なる質向上につながると期待されます。本日ご紹介した内容の
一部は月刊「呼吸器内科」と「難病と在宅ケア」にも掲載して
あります8,9）。そちらも参照いただけますと幸いです。
　また近年、呼吸器領域では、チロシンキナーゼ阻害剤／抗
線維化剤であるオフェブが、「特発性肺線維症」「全身性強皮症
に伴う間質性肺疾患」「進行性線維化を伴う間質性肺疾患」へ
と適応を拡大しています。１人でも多くの患者さんが、有効な治療
薬の使用によりADLおよびQOLの向上をめざし、安心して治療
を継続するためにも、指定難病制度を含む難病対策は必要
不可欠なシステムです。
　そのため、今回のアップデートを含め難病対策の円滑な運用
をめざすことは、難病で苦しむ患者さんに希望のある生活を実現
し、次世代に向け持続可能とするためのたしかな道筋となる
はずです。ただし、財源には限りもありますので、持続可能な運用

をするためには制度を適切に利用することが必要となります。
難病指定医はこれまで以上に難病制度を理解し、適切な患者
さんに指定難病制度を申請・活用いただく必要があることは
ご理解いただきたいと思います。
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図2 軽症高額に認定される例

軽症高額の認定基準である「高額な医療の継続」は、医療費助成の申請をした月から12ヵ月前までの期間において、申請
した難病にかかった1ヵ月あたりの医療費総額が33,330円（自己負担が3割の場合、自己負担額が10,000円）を超える月
が3回以上ある方が対象になります。
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が可能となり、指定医が診断書の作成に期間を要した場合や
入院その他緊急の治療が必要であった場合など、診断日から
１月以内に申請を行わなかったことについてやむを得ない理由
があるときは、最長３ヵ月とすることが認められました。
　特発性間質性肺炎の患者さんでは、急激に病勢が悪化し、
重症度分類を満たすケースがあります。従来の難病法では、
重症化した時点において多額に発生する医療費等が医療費
助成の対象外になっていましたが、改正難病法により申請日から
遡ることが可能となったことから、特発性間質性肺炎を含め急性
増悪に陥りやすい呼吸器の指定難病の患者さんには優れた
措置と考えられます。

2）“登録者証”発行事業の創設
（令和6年4月1日施行）7）
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されています。

3）指定難病データベースの法定化
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　これまで予算事業として運営されてきましたが、法的根拠が
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登録対象者を拡大すべく、医療費助成の申請に至らない軽症
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4）その他の改正事項7）
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　また、高額かつ長期の患者さんの場合はさらに軽減される
制度もあります。
　医療費助成制度は複雑で患者さんの状態によって利用で
きる制度が異なりますので、外来で説明するのが難しい場合に
はメディカルソーシャルワーカーさんなどに協力してもらうのが
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なるのは、原則として指定難病と診断され、重症度分類に照ら
して一定程度以上の重症度に該当する患者さんです。そのため、
指定難病については疾病ごとの診断基準と、それぞれの疾病
の特性に応じた重症度分類が設定されています。なお、個々の
指定難病の診断基準、重症度分類については、難病情報センター
のホームページから見ることができます5）。
　一例を紹介すると、「特発性間質性肺炎」では、特発性肺線維症
及び特発性肺線維症以外の特発性間質性肺炎と診断された
ものを対象としており、いずれも主要症状、理学所見及び検査
所見などを一定以上満たすことが求められます。その上で、重症度
分類に関しては、安静時動脈血酸素分圧（PaO2）と６分間歩行時
最低SpO2の値を基にⅠ～Ⅳに判別し、重症度分類Ⅲ度以上に
該当すれば医療費助成の対象となります。
　この診断基準と重症度分類にもとづき、指定難病の診断を
行う難病指定医は、臨床個人調査票（診断書）に臨床情報を
記入します。その後、都道府県・指定都市において、所定のしくみ
のもと最終的な判定が行われます。これにより、指定難病に関し
正確な診断が可能となり、指定難病患者の医療費の負担軽減
が図られるとともに、患者データが効率的に収集されて「指定
難病患者データベース」が構築され、研究事業の推進に役立て
られていきます。

医療費助成の対象者に関する留意点
　ここで医療費助成の運用における留意点を述べておくと、
対象となるのは先述したとおり診断基準と重症度分類を満たす
ことですが、症状の程度が疾病ごとの重症度分類に該当しない
軽症者であっても、高額な医療を継続する必要がある場合は
医療費助成の対象となります（図2）6）。
　具体的に「高額な医療を継続」とは、申請月以前の12ヵ月以内
に、治療に要した医療費総額が33,330円を超える月が年に3回
以上ある場合です。たとえば、医療保険3割負担の場合、医療費
の自己負担がおよそ1万円を超える月が年3回以上ある場合が

センターの連携先として、福祉関係者や就労関係者が明記
されました。

難病法以外の法制度・サービス
　なお、指定難病は難病法だけでなく障害者総合支援法8）の
対象疾病であり、指定難病患者さんは障害福祉サービスを受ける
ことができます。ただし現状として、本人や家族への周知は十分
ではありません。
　「指定難病および小児慢性特定疾病児童に関するWEBアン
ケート調査」（厚生労働省健康局難病対策課、平成30年10月）
によると、「福祉サービスを利用したことがある」との回答は23%
にとどまり、「指定難病の患者が福祉サービスを利用できることを
知らなかった」は45%にのぼりました。主治医をはじめ指定難病
にかかわる医療関係者は、指定難病患者さんが指定難病の
重症度に関わらず障害者総合支援法の対象であることを理解し、
先ほど述べた登録者証の発行なども活用し、生活の総合的
支援のために必要とされるサービスの利用につなげる必要が
あります。

　スモンの発生を契機として始まったわが国の難病対策は、
医療費助成と研究事業を両輪として、世界に類を見ない包括的
な支援を展開してきました。今後、最新の医学的知見を踏まえ
たアップデートを行うことで、指定難病にかかわる医療等のさら
なる質向上につながると期待されます。本日ご紹介した内容の
一部は月刊「呼吸器内科」と「難病と在宅ケア」にも掲載して
あります8,9）。そちらも参照いただけますと幸いです。
　また近年、呼吸器領域では、チロシンキナーゼ阻害剤／抗
線維化剤であるオフェブが、「特発性肺線維症」「全身性強皮症
に伴う間質性肺疾患」「進行性線維化を伴う間質性肺疾患」へ
と適応を拡大しています。１人でも多くの患者さんが、有効な治療
薬の使用によりADLおよびQOLの向上をめざし、安心して治療
を継続するためにも、指定難病制度を含む難病対策は必要
不可欠なシステムです。
　そのため、今回のアップデートを含め難病対策の円滑な運用
をめざすことは、難病で苦しむ患者さんに希望のある生活を実現
し、次世代に向け持続可能とするためのたしかな道筋となる
はずです。ただし、財源には限りもありますので、持続可能な運用

をするためには制度を適切に利用することが必要となります。
難病指定医はこれまで以上に難病制度を理解し、適切な患者
さんに指定難病制度を申請・活用いただく必要があることは
ご理解いただきたいと思います。
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図3 医療費助成の遡り
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■ 現行の難病患者・小児慢性特定疾病児童等の医療費助成の開始時期は、「申請日」である。

■ 医療費助成の申請にあたって診断書が必要となるが、診断書の作成に一定の時間を要している実態があり、
診断されてから申請に至るまで時間がかかる。

■ 医療費助成の開始時期を、「重症度分類を満たしていることを診断した日」（重症化時点）とする。

■ ただし、申請日からの遡りの期間は原則１ヵ月とし、入院その他緊急の治療が必要であった場合等のやむを得ない
理由があるときは、最長３ヵ月。
※軽症高額対象者については、軽症高額の基準を満たした日の翌日以降にかかった医療費を対象とする。

医療費助成の見直しのイメージ

重
症
化
時
点 認

定
申
請

現在は、申請日から医療費助成の対象

※遡りの期間は政令で規定予定

重症化時点から医療費助成の対象
（申請日から１ヵ月を原則。ただし、入院その他緊急の治療が必要であった場合等の

やむを得ない理由があるときは、最長３ヵ月まで延長）

症状の程度が一定以上

が可能となり、指定医が診断書の作成に期間を要した場合や
入院その他緊急の治療が必要であった場合など、診断日から
１月以内に申請を行わなかったことについてやむを得ない理由
があるときは、最長３ヵ月とすることが認められました。
　特発性間質性肺炎の患者さんでは、急激に病勢が悪化し、
重症度分類を満たすケースがあります。従来の難病法では、
重症化した時点において多額に発生する医療費等が医療費
助成の対象外になっていましたが、改正難病法により申請日から
遡ることが可能となったことから、特発性間質性肺炎を含め急性
増悪に陥りやすい呼吸器の指定難病の患者さんには優れた
措置と考えられます。

2）“登録者証”発行事業の創設
（令和6年4月1日施行）7）

　都道府県等が患者さんの申請にもとづき、都道府県が指定
難病に罹患していること等を確認し、「登録者証」を発行する
事業が創設されました。これにより、福祉障害サービスの受給
申請時やハローワーク等の利用時に、医師の診断書にかわり、
指定難病の患者さんであることを確認できるものとして示すこと
が可能となるなど、福祉、就労等の各種支援を円滑に利用できる
ようになります。登録者証の発行には原則マイナンバー連携を
活用するほか、民間アプリの活用によるデジタル化なども検討
されています。

3）指定難病データベースの法定化
（令和6年4月1日施行）7）

　これまで予算事業として運営されてきましたが、法的根拠が
新設され、安全管理措置や第三者提供ルール等が規定され、
他の公的データベースとの連結解析も可能とされました。また、
登録対象者を拡大すべく、医療費助成の申請に至らない軽症
の指定難病患者さんのデータ登録も可能となりました。重症化
するまでの経緯、もしくは軽症者と重症者の比較をする目的に
おいても、軽症者のデータ登録は非常に有用なものと考えられます。

4）その他の改正事項7）
　指定難病患者さんのニーズは多岐にわたることから、福祉
や就労支援など、地域における関係者間で一層の関係強化
を図っていく必要があります。そこで現在、都道府県・指定都市
に難病相談支援センターが設置されていますが、難病相談支援

該当します。この場合は、いわゆる「軽症高額該当」として医療費
助成の対象になります。
　また、高額かつ長期の患者さんの場合はさらに軽減される
制度もあります。
　医療費助成制度は複雑で患者さんの状態によって利用で
きる制度が異なりますので、外来で説明するのが難しい場合に
はメディカルソーシャルワーカーさんなどに協力してもらうのが
良いでしょう。
　指定難病の患者さんが抗線維化薬オフェブを服用もしくは
服用を検討する際には、日本ベーリンガーインゲルハイム株式
会社が運営しているオフェブ医療費相談室を利用して、医療費
相談室から直接患者さんに制度を紹介してもらうこともでき
ます。

難病法の改正と見直しの内容
　難病法は平成27年に施行され、医療費助成をはじめとした
総合的な対策の充実が図られてきました。そして平成31（令和
元）年、難病法附則第２条における「施行後５年以内をめどとした
見直し」規定を踏まえ、厚生労働省内の審議会において難病
対策の見直しに関する議論が開始されました。その後、令和３年
には見直しの方向性を示す意見書が取りまとめられ、令和４年
12月10日に改正難病法7）として可決・成立されました。
　改正難病法において注目すべき点としては、「医療費助成
の開始時期の見直し」「“登録者証”発行事業の創設」「指定
難病データベースの法定化」等が挙げられます。

1）医療費助成制度の開始時期の見直し
　（令和５年10月1日施行）7）（図3）
　それまでの申請日から、重症度分類を満たしていると診断した
日（重症化時点）とするものです。医療費助成の申請にあたって

は診断書が必要ですが、実際には診断書の作成に一定の時間
を要し、診断から申請までに時間がかかるという問題がありま
した。
　それが改正難病法では、1ヵ月を原則として申請日からの遡り難病の病因・病態解明と患者救済に向けた対策

　わが国における難病対策の歴史1）は、昭和30年代のスモン
（SMON；subacute myelo-optico-neuropathy）の発生に
遡ります。
　当時、下痢などの腹部症状の後に下肢の神経障害による

失調歩行、視力障害などを訴える患者
が現れ、全国で集団発生を思わせる
現象が相次いだため、大きな社会
問題となりました。原因を究明すべく
昭和39年度から研究が進められ、
昭和44年にはスモン調査研究協議会
が組織されて、大型研究班によるプロ

ジェクト方式の実態調査が進められていきました。

　すると、当初は原因不明の奇病と言われていましたが、昭和45年、
スモン患者の尿の分析からキノホルムとの関係が示唆され、
厚生省により整腸剤キノホルムの販売等が中止されると、新規
スモン患者の発生が激減しました。これにより、スモンはキノホルム
による薬害であることが判明し、スモン入院患者に対し月額１万円
が研究費の枠から支出されることとなりました。
　このスモンの発生を機に明らかとなったことがあります。それは、
難病とされる疾患に関して、大型研究班による集中的かつ
多角的な調査研究を行えば病因・病態解明につながること、
そして医療費の自己負担軽減などにより、国として救済対策を
講ずるべきであるということです。
　その後、国会にて難病に対する集中審議が行われ、昭和47年
に難病プロジェクトチームが設置されて、そこでの検討結果が
「難病対策要綱」2）として発表されました。この要綱において、
難病の病因・病態解明、ならびに医療費の公費負担をめざす
べく、「研究費助成事業（難治性疾患克服研究事業）」と「医療費
助成事業（特定疾患治療研究事業）」が設置されました。この
ような包括的な難病対策の施行は世界に類をみない画期的な
ものであり、わが国の難病の病因・病態研究や患者救済に大きな
貢献をしたことは間違いありません。

難病法の施行
　その後、難病研究は進展しましたが、医療費助成事業は自治体
の予算事業として実施していたため、都道府県・指定都市に
大幅な超過負担が発生するようになりました。また当時、研究費
助成事業において対象とされた130疾病のうち、医療費助成
対象として選定されたのは56疾病でしたが、公平性の観点か
ら医療費助成の対象疾患のさらなる拡大と見直しを望む声も
あがっていました。
　このような状況を克服するため、平成26年5月に持続可能な
社会保障制度の確立を図るための法律として「難病の患者に
対する医療等に関する法律」（難病法）3）が成立、平成27年1月
に施行されました。
　難病法の制定にともない、医療費助成の対象となる疾患は
あらたに「指定難病」と呼ばれることになり、治療費の公費負担分
に関しては国と都道府県・指定都市で半分ずつ負担することと
なりました。そのほか、国は難病の発症の機構、診断および治療
方法に関する調査、またその研究を推進し、療養生活環境整備
事業を実施することなども継続的かつ安定的に可能となった
のです。

臨床調査個人票にもとづく「医療費助成」
「研究事業」の推進
　その後、指定難病検討委員会により指定難病の追加が検討
され、令和３年11月時点で医療費助成対象として選定された
指定難病は338疾病にのぼります4）。この医療費助成の対象と
なるのは、原則として指定難病と診断され、重症度分類に照ら
して一定程度以上の重症度に該当する患者さんです。そのため、
指定難病については疾病ごとの診断基準と、それぞれの疾病
の特性に応じた重症度分類が設定されています。なお、個々の
指定難病の診断基準、重症度分類については、難病情報センター
のホームページから見ることができます5）。
　一例を紹介すると、「特発性間質性肺炎」では、特発性肺線維症
及び特発性肺線維症以外の特発性間質性肺炎と診断された
ものを対象としており、いずれも主要症状、理学所見及び検査
所見などを一定以上満たすことが求められます。その上で、重症度
分類に関しては、安静時動脈血酸素分圧（PaO2）と６分間歩行時
最低SpO2の値を基にⅠ～Ⅳに判別し、重症度分類Ⅲ度以上に
該当すれば医療費助成の対象となります。
　この診断基準と重症度分類にもとづき、指定難病の診断を
行う難病指定医は、臨床個人調査票（診断書）に臨床情報を
記入します。その後、都道府県・指定都市において、所定のしくみ
のもと最終的な判定が行われます。これにより、指定難病に関し
正確な診断が可能となり、指定難病患者の医療費の負担軽減
が図られるとともに、患者データが効率的に収集されて「指定
難病患者データベース」が構築され、研究事業の推進に役立て
られていきます。

医療費助成の対象者に関する留意点
　ここで医療費助成の運用における留意点を述べておくと、
対象となるのは先述したとおり診断基準と重症度分類を満たす
ことですが、症状の程度が疾病ごとの重症度分類に該当しない
軽症者であっても、高額な医療を継続する必要がある場合は
医療費助成の対象となります（図2）6）。
　具体的に「高額な医療を継続」とは、申請月以前の12ヵ月以内
に、治療に要した医療費総額が33,330円を超える月が年に3回
以上ある場合です。たとえば、医療保険3割負担の場合、医療費
の自己負担がおよそ1万円を超える月が年3回以上ある場合が
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センターの連携先として、福祉関係者や就労関係者が明記
されました。

難病法以外の法制度・サービス
　なお、指定難病は難病法だけでなく障害者総合支援法8）の
対象疾病であり、指定難病患者さんは障害福祉サービスを受ける
ことができます。ただし現状として、本人や家族への周知は十分
ではありません。
　「指定難病および小児慢性特定疾病児童に関するWEBアン
ケート調査」（厚生労働省健康局難病対策課、平成30年10月）
によると、「福祉サービスを利用したことがある」との回答は23%
にとどまり、「指定難病の患者が福祉サービスを利用できることを
知らなかった」は45%にのぼりました。主治医をはじめ指定難病
にかかわる医療関係者は、指定難病患者さんが指定難病の
重症度に関わらず障害者総合支援法の対象であることを理解し、
先ほど述べた登録者証の発行なども活用し、生活の総合的
支援のために必要とされるサービスの利用につなげる必要が
あります。

　スモンの発生を契機として始まったわが国の難病対策は、
医療費助成と研究事業を両輪として、世界に類を見ない包括的
な支援を展開してきました。今後、最新の医学的知見を踏まえ
たアップデートを行うことで、指定難病にかかわる医療等のさら
なる質向上につながると期待されます。本日ご紹介した内容の
一部は月刊「呼吸器内科」と「難病と在宅ケア」にも掲載して
あります8,9）。そちらも参照いただけますと幸いです。
　また近年、呼吸器領域では、チロシンキナーゼ阻害剤／抗
線維化剤であるオフェブが、「特発性肺線維症」「全身性強皮症
に伴う間質性肺疾患」「進行性線維化を伴う間質性肺疾患」へ
と適応を拡大しています。１人でも多くの患者さんが、有効な治療
薬の使用によりADLおよびQOLの向上をめざし、安心して治療
を継続するためにも、指定難病制度を含む難病対策は必要
不可欠なシステムです。
　そのため、今回のアップデートを含め難病対策の円滑な運用
をめざすことは、難病で苦しむ患者さんに希望のある生活を実現
し、次世代に向け持続可能とするためのたしかな道筋となる
はずです。ただし、財源には限りもありますので、持続可能な運用

をするためには制度を適切に利用することが必要となります。
難病指定医はこれまで以上に難病制度を理解し、適切な患者
さんに指定難病制度を申請・活用いただく必要があることは
ご理解いただきたいと思います。
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が可能となり、指定医が診断書の作成に期間を要した場合や
入院その他緊急の治療が必要であった場合など、診断日から
１月以内に申請を行わなかったことについてやむを得ない理由
があるときは、最長３ヵ月とすることが認められました。
　特発性間質性肺炎の患者さんでは、急激に病勢が悪化し、
重症度分類を満たすケースがあります。従来の難病法では、
重症化した時点において多額に発生する医療費等が医療費
助成の対象外になっていましたが、改正難病法により申請日から
遡ることが可能となったことから、特発性間質性肺炎を含め急性
増悪に陥りやすい呼吸器の指定難病の患者さんには優れた
措置と考えられます。

2）“登録者証”発行事業の創設
（令和6年4月1日施行）7）

　都道府県等が患者さんの申請にもとづき、都道府県が指定
難病に罹患していること等を確認し、「登録者証」を発行する
事業が創設されました。これにより、福祉障害サービスの受給
申請時やハローワーク等の利用時に、医師の診断書にかわり、
指定難病の患者さんであることを確認できるものとして示すこと
が可能となるなど、福祉、就労等の各種支援を円滑に利用できる
ようになります。登録者証の発行には原則マイナンバー連携を
活用するほか、民間アプリの活用によるデジタル化なども検討
されています。

3）指定難病データベースの法定化
（令和6年4月1日施行）7）

　これまで予算事業として運営されてきましたが、法的根拠が
新設され、安全管理措置や第三者提供ルール等が規定され、
他の公的データベースとの連結解析も可能とされました。また、
登録対象者を拡大すべく、医療費助成の申請に至らない軽症
の指定難病患者さんのデータ登録も可能となりました。重症化
するまでの経緯、もしくは軽症者と重症者の比較をする目的に
おいても、軽症者のデータ登録は非常に有用なものと考えられます。

4）その他の改正事項7）
　指定難病患者さんのニーズは多岐にわたることから、福祉
や就労支援など、地域における関係者間で一層の関係強化
を図っていく必要があります。そこで現在、都道府県・指定都市
に難病相談支援センターが設置されていますが、難病相談支援

該当します。この場合は、いわゆる「軽症高額該当」として医療費
助成の対象になります。
　また、高額かつ長期の患者さんの場合はさらに軽減される
制度もあります。
　医療費助成制度は複雑で患者さんの状態によって利用で
きる制度が異なりますので、外来で説明するのが難しい場合に
はメディカルソーシャルワーカーさんなどに協力してもらうのが
良いでしょう。
　指定難病の患者さんが抗線維化薬オフェブを服用もしくは
服用を検討する際には、日本ベーリンガーインゲルハイム株式
会社が運営しているオフェブ医療費相談室を利用して、医療費
相談室から直接患者さんに制度を紹介してもらうこともでき
ます。

難病法の改正と見直しの内容
　難病法は平成27年に施行され、医療費助成をはじめとした
総合的な対策の充実が図られてきました。そして平成31（令和
元）年、難病法附則第２条における「施行後５年以内をめどとした
見直し」規定を踏まえ、厚生労働省内の審議会において難病
対策の見直しに関する議論が開始されました。その後、令和３年
には見直しの方向性を示す意見書が取りまとめられ、令和４年
12月10日に改正難病法7）として可決・成立されました。
　改正難病法において注目すべき点としては、「医療費助成
の開始時期の見直し」「“登録者証”発行事業の創設」「指定
難病データベースの法定化」等が挙げられます。

1）医療費助成制度の開始時期の見直し
　（令和５年10月1日施行）7）（図3）
　それまでの申請日から、重症度分類を満たしていると診断した
日（重症化時点）とするものです。医療費助成の申請にあたって

は診断書が必要ですが、実際には診断書の作成に一定の時間
を要し、診断から申請までに時間がかかるという問題がありま
した。
　それが改正難病法では、1ヵ月を原則として申請日からの遡り難病の病因・病態解明と患者救済に向けた対策

　わが国における難病対策の歴史1）は、昭和30年代のスモン
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は診断書が必要ですが、実際には診断書の作成に一定の時間
を要し、診断から申請までに時間がかかるという問題がありま
した。
　それが改正難病法では、1ヵ月を原則として申請日からの遡り難病の病因・病態解明と患者救済に向けた対策

　わが国における難病対策の歴史1）は、昭和30年代のスモン
（SMON；subacute myelo-optico-neuropathy）の発生に
遡ります。
　当時、下痢などの腹部症状の後に下肢の神経障害による

失調歩行、視力障害などを訴える患者
が現れ、全国で集団発生を思わせる
現象が相次いだため、大きな社会
問題となりました。原因を究明すべく
昭和39年度から研究が進められ、
昭和44年にはスモン調査研究協議会
が組織されて、大型研究班によるプロ

ジェクト方式の実態調査が進められていきました。

　すると、当初は原因不明の奇病と言われていましたが、昭和45年、
スモン患者の尿の分析からキノホルムとの関係が示唆され、
厚生省により整腸剤キノホルムの販売等が中止されると、新規
スモン患者の発生が激減しました。これにより、スモンはキノホルム
による薬害であることが判明し、スモン入院患者に対し月額１万円
が研究費の枠から支出されることとなりました。
　このスモンの発生を機に明らかとなったことがあります。それは、
難病とされる疾患に関して、大型研究班による集中的かつ
多角的な調査研究を行えば病因・病態解明につながること、
そして医療費の自己負担軽減などにより、国として救済対策を
講ずるべきであるということです。
　その後、国会にて難病に対する集中審議が行われ、昭和47年
に難病プロジェクトチームが設置されて、そこでの検討結果が
「難病対策要綱」2）として発表されました。この要綱において、
難病の病因・病態解明、ならびに医療費の公費負担をめざす
べく、「研究費助成事業（難治性疾患克服研究事業）」と「医療費
助成事業（特定疾患治療研究事業）」が設置されました。この
ような包括的な難病対策の施行は世界に類をみない画期的な
ものであり、わが国の難病の病因・病態研究や患者救済に大きな
貢献をしたことは間違いありません。

難病法の施行
　その後、難病研究は進展しましたが、医療費助成事業は自治体
の予算事業として実施していたため、都道府県・指定都市に
大幅な超過負担が発生するようになりました。また当時、研究費
助成事業において対象とされた130疾病のうち、医療費助成
対象として選定されたのは56疾病でしたが、公平性の観点か
ら医療費助成の対象疾患のさらなる拡大と見直しを望む声も
あがっていました。
　このような状況を克服するため、平成26年5月に持続可能な
社会保障制度の確立を図るための法律として「難病の患者に
対する医療等に関する法律」（難病法）3）が成立、平成27年1月
に施行されました。
　難病法の制定にともない、医療費助成の対象となる疾患は
あらたに「指定難病」と呼ばれることになり、治療費の公費負担分
に関しては国と都道府県・指定都市で半分ずつ負担することと
なりました。そのほか、国は難病の発症の機構、診断および治療
方法に関する調査、またその研究を推進し、療養生活環境整備
事業を実施することなども継続的かつ安定的に可能となった
のです。

臨床調査個人票にもとづく「医療費助成」
「研究事業」の推進
　その後、指定難病検討委員会により指定難病の追加が検討
され、令和３年11月時点で医療費助成対象として選定された
指定難病は338疾病にのぼります4）。この医療費助成の対象と
なるのは、原則として指定難病と診断され、重症度分類に照ら
して一定程度以上の重症度に該当する患者さんです。そのため、
指定難病については疾病ごとの診断基準と、それぞれの疾病
の特性に応じた重症度分類が設定されています。なお、個々の
指定難病の診断基準、重症度分類については、難病情報センター
のホームページから見ることができます5）。
　一例を紹介すると、「特発性間質性肺炎」では、特発性肺線維症
及び特発性肺線維症以外の特発性間質性肺炎と診断された
ものを対象としており、いずれも主要症状、理学所見及び検査
所見などを一定以上満たすことが求められます。その上で、重症度
分類に関しては、安静時動脈血酸素分圧（PaO2）と６分間歩行時
最低SpO2の値を基にⅠ～Ⅳに判別し、重症度分類Ⅲ度以上に
該当すれば医療費助成の対象となります。
　この診断基準と重症度分類にもとづき、指定難病の診断を
行う難病指定医は、臨床個人調査票（診断書）に臨床情報を
記入します。その後、都道府県・指定都市において、所定のしくみ
のもと最終的な判定が行われます。これにより、指定難病に関し
正確な診断が可能となり、指定難病患者の医療費の負担軽減
が図られるとともに、患者データが効率的に収集されて「指定
難病患者データベース」が構築され、研究事業の推進に役立て
られていきます。

医療費助成の対象者に関する留意点
　ここで医療費助成の運用における留意点を述べておくと、
対象となるのは先述したとおり診断基準と重症度分類を満たす
ことですが、症状の程度が疾病ごとの重症度分類に該当しない
軽症者であっても、高額な医療を継続する必要がある場合は
医療費助成の対象となります（図2）6）。
　具体的に「高額な医療を継続」とは、申請月以前の12ヵ月以内
に、治療に要した医療費総額が33,330円を超える月が年に3回
以上ある場合です。たとえば、医療保険3割負担の場合、医療費
の自己負担がおよそ1万円を超える月が年3回以上ある場合が

最近の難病対策の動向―改正難病法を中心に―

参考文献
１）難病情報センター. 2015年から始まった新たな難病対策. 

https://www.nanbyou.or.jp/entry/4141
２）厚生省. 難病対策要綱. 昭和47年10月．

https://www.nanbyou.or.jp/wp-content/uploads/pdf/nan_youkou.pdf
３）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）. 

https://www.mhlw.go.jp/web/t_doc?dataId=80ab4067&dataType=0&pageNo=1
４）厚生労働省. 指定難病. 

https://www.mhlw.go.jp/stf/seisakunitsuite/bunya/0000084783.html
５）難病情報センター. 病気の解説・診断基準・臨床調査個人票の一覧. 

https://www.nanbyou.or.jp/entry/5461
６）厚生労働省. 軽症高額該当について. 

https://www.mhlw.go.jp/content/10601000/000369461.pdf

センターの連携先として、福祉関係者や就労関係者が明記
されました。

難病法以外の法制度・サービス
　なお、指定難病は難病法だけでなく障害者総合支援法8）の
対象疾病であり、指定難病患者さんは障害福祉サービスを受ける
ことができます。ただし現状として、本人や家族への周知は十分
ではありません。
　「指定難病および小児慢性特定疾病児童に関するWEBアン
ケート調査」（厚生労働省健康局難病対策課、平成30年10月）
によると、「福祉サービスを利用したことがある」との回答は23%
にとどまり、「指定難病の患者が福祉サービスを利用できることを
知らなかった」は45%にのぼりました。主治医をはじめ指定難病
にかかわる医療関係者は、指定難病患者さんが指定難病の
重症度に関わらず障害者総合支援法の対象であることを理解し、
先ほど述べた登録者証の発行なども活用し、生活の総合的
支援のために必要とされるサービスの利用につなげる必要が
あります。

　スモンの発生を契機として始まったわが国の難病対策は、
医療費助成と研究事業を両輪として、世界に類を見ない包括的
な支援を展開してきました。今後、最新の医学的知見を踏まえ
たアップデートを行うことで、指定難病にかかわる医療等のさら
なる質向上につながると期待されます。本日ご紹介した内容の
一部は月刊「呼吸器内科」と「難病と在宅ケア」にも掲載して
あります8,9）。そちらも参照いただけますと幸いです。
　また近年、呼吸器領域では、チロシンキナーゼ阻害剤／抗
線維化剤であるオフェブが、「特発性肺線維症」「全身性強皮症
に伴う間質性肺疾患」「進行性線維化を伴う間質性肺疾患」へ
と適応を拡大しています。１人でも多くの患者さんが、有効な治療
薬の使用によりADLおよびQOLの向上をめざし、安心して治療
を継続するためにも、指定難病制度を含む難病対策は必要
不可欠なシステムです。
　そのため、今回のアップデートを含め難病対策の円滑な運用
をめざすことは、難病で苦しむ患者さんに希望のある生活を実現
し、次世代に向け持続可能とするためのたしかな道筋となる
はずです。ただし、財源には限りもありますので、持続可能な運用

をするためには制度を適切に利用することが必要となります。
難病指定医はこれまで以上に難病制度を理解し、適切な患者
さんに指定難病制度を申請・活用いただく必要があることは
ご理解いただきたいと思います。

 ７）改正難病法及び改正児童福祉法の成立、施行について. 令和５年７月. 
https://www.mhlw.go.jp/content/10905000/001118841.pdf
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関係法律の整備に関する法律.
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120627051.htm

 9）安井秀樹. 難病制度と（指定難病の）診断基準等のアップデートについて. 難病と在宅
ケア 29（7）: 51-55, 2023.
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