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2017年12月4日に、難病・稀少疾患のオンライン研究プラットフォームRUDY 
JAPANを公開し、骨格筋チャネル病6疾患の登録を開始した。2018年10月30日
には、新たな対象疾患として遺伝性血管性浮腫(HAE)の質問票回答受付を開
始した。

リクルート方法として、SNSの呼びかけ、主治医からの情報提供、患者会から
の呼びかけ等を行い、2018年11月現在登録者11人、仮登録者22人が登録し
ている。

患者の主体的な参加を促進するための取り組みとして、ウェブ会議システムを
用いて複数の患者と研究者が話し合いを行う“運営ミーティング”を定期的に
行っている。さらに今回、患者代表者と研究者の両者が参画して、HAE発作歴
に関する新規質問票作成を行った。

また、SNSや情報サイトの継続的な更新や、ニュースレター発行により、研究
の進捗状況の共有や、研究参加を検討する患者に向けた情報提供を行った。

ICTの利用により、患者の主体的な参加を促進することで、当事者の声

が反映され、研究の目的や利益が患者と研究者の両者に共有される
研究が実現できると考えられる。

今後、ICTを使用することによるバイアスの補正、対象とする患者の募
集、参画の方法の妥当性の評価方法などの検討が必要である。

運営ミーティングの開催や、ウェブ会議システムを利用することで患者と
研究者の対話が生まれた。これまでの活動を通して、研究デザインや
運営に患者側から提案された内容が反映された。

また、SNSや情報サイトの活用により、継続的な研究の進捗状況の発
信が実践された。

ICTを利用し、患者の主体的な参加を志向する研究は、国内では実践報告は少

なく、有効性や手法について知見が十分に蓄積されていない。そこで本研究は、
ICT を利用した医学研究の実践を通し、患者参加型の医学研究のガバナンスや

手法を検討することを目的とする。

2.  目的

• SNSや情報サイトによる情報発信3

研究プロセスを通した患者参画
①自発的な研究参加
②リサーチクエスチョンの設定

③研究デザイン、運営に関する
フィードバック
④進捗状況、成果の共有 など

近年、ICTによる医学研究への当事者としての患者の主体的な参加が、英
米を中心に広がりを見せている。また、PC・スマートフォン等のデバイスの普

及により、オンラインによる研究参加は従来より身近なものとなりつつある。

主体的な参加とは？

ICTを利用することで、難病・稀少疾患

の詳細な症状の把握や、長期的な研
究の実施、さらに患者の主体的な参
加が促進される研究の実現が期待さ
れる。

１.  研究背景

①患者報告アウト
カム(PRO)を用いた

観察研究

②主体的な参加の
促進

図１ RUDY JAPANトップページ
(https://rudy.hosp.med.osaka-u.ac.jp/)

QOLや症状に関す
る質問票回答

SNS、ウェブ会議シ
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RUDY JAPANの２つの特徴

• 患者参画による研究デザイン、運営の変化

図2 運営ミーティングの様子
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1～2ヶ月に1回の頻度で、複

数の疾患の患者が集まる運営
ミーティングをこれまでに計7
回開催した。

患者側の意見から、研究の説明
や、登録方法などをより分かり
やすく伝えるため、ニュースレ
ターの発行や、SNSで発信する
内容の改善等が行われた。

2018年10月登録開始

骨格筋チャネル病

遺伝性血管性浮腫 (HAE)

対象疾患

• 先天性ミオトニー
• ナトリウムチャネルミオトニー (カリウム惹起性ミオトニー)
• 先天性パラミオトニー
• 高カリウム性周期性四肢麻痺
• 低カリウム性周期性四肢麻痺
• アンデルセン(タウィル)症候群

患者数約1000人*

患者数約2000人*

計６回のウェブ会議にて検討を重ね、HAE発作歴に関する
新たな質問票を作成した。

図3 HAE質問票サンプル画面

• 患者と研究者の協働による質問票作成2

部位や症状

症状の詳細

部位
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一部文言変更

研究者側の提案

患者側の意見

第1回web会議の
検討結果

第三者のレビュー
とその後のweb会
議での検討結果

質問票作成プロセスの例

Facebookの記事投稿と、RUDY JAPAN info（https://rudyjapan.info/）に

よる継続的な情報発信を行うことで、既存の参加者のみならず、より
広範囲の人々に情報を届けることができた。

*海外での有症率に基づく我が国における推定値。治療を受けている患者はさらに少ない。


