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本邦における難病対策の歴史

2014年 5月 難病の患者に対する医療等に関する法律 成立

2015年 1月 難病の患者に対する医療等に関する法律 施行

医療費の助成対象が110疾病に拡大

2015年 7月 医療費の助成対象に196疾病を追加

計306疾病が医療費助成制度の対象となった

56疾病

110疾病 306疾病
ALS、パーキンソン病、
重症筋無力症、肺動脈
性肺高血圧症 等

原発性側索硬化症、自
己免疫性溶血性貧血、
IgA腎症 等

先天性ミオパチー、筋
ジストロフィー、コケイン
症候群 等

2015/1

2015/7
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本事業の目的

希少・難治性疾患（難病）の克服を目指すため、治療法の開発
に結びつくような新しい疾患の病因や病態解明を行う研究、医
薬品・医療機器等の実用化を視野に入れた画期的な診断法や
治療法及び予防法の開発をめざす研究を推進する。

希少難治性疾患

希少性

原因不
明

有効な治療法未確立

長期にわたる療養
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①革新的な医薬品等の開発を促進させる研究(ステップ0) 

②希少難治性疾患に対する新たな医薬品等医療技術の実
用化に関する研究（ステップ１）

③希少難治性疾患に対する新たな医薬品等医療技術の実
用化に関する研究（ステップ２）

④診療の質を高める研究

⑤疾患群毎の集中的な遺伝子解析及び原因究明に関する
研究

⑥生体試料の収集と活用による病態解明を推進する研究
（生体試料バンク）
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ステップ０
シーズ創出

ステップ１
治験準備

ステップ２
治験実施

企業導出
薬事承認
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研究開発パイプライン
病態解明から治療法開発まで

病態解明
研究
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診断法の
確立等

ガイドライン
作成

難治性疾患実用化研究事業

難治性疾患政策研究班と連携し
病態解明からガイドライン作成まで

病態解明
研究
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若手研究者が研究開発代表者となり、
希少難治性疾患の病態解明をすすめる研究課題

開発に至るまで一連の研究を推し進め、5年後、10年後に世界に先駆けた
新しい治療法や診断法の開発を促進

一連の研究を推進

診療の質を
高める研究

治
療
法
開
発

病態解明
研究

診
断
法
開
発

研究開発
パイプライン

シーズの創出から
臨床治験まで

診断法の開発
ガイドラインへの反映
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難治性疾患実用化研究事業

公募内容

若手研究者（2016年4月1日の時点において、満45歳以下の者）
が研究開発代表者となる課題を対象とする

分野 病態解明治療研究分野

研究課題名 希少難治性疾患の克服に結びつく病態解明研究

研究開発費
の規模

１課題あたり年間10,000千円程度（間接経費含む）

研究開発
実施期間

最長３年（2016年度～2018年度）

新規採択
課題予定数

10課題程度
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