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疾患別 移行支援ガイド【記載項目】修正版（2019/04/19）準拠 

疾 患 名 

1. 疾患名ならびに病態 

疾患名：免疫性血小板減少性紫斑病（ITP、小慢 23） 

特発性血小板減少性紫斑病（ITP、指定難病 63） 

病態：血小板に対する自己抗体により、血小板が主として脾臓の網内系細胞に捕捉・

破壊される結果、血小板減少をきたす 1-3)。抗血小板抗体は巨核球にも作用し血小板

産生も低下させることが報告されている 4)。抗血小板抗体が産生される機序は不明で

あるが、小児では先行感染を伴うことが多く、ウイルス感染などが契機となると推定され

ている。一方、制御性 T 細胞の機能破綻や細胞障害性 T 細胞が巨核球に作用し血

小板産生を抑制する可能性も報告されている 4-6)。 

International Working Group (IWG)は、2009 年に成人および小児における免

疫性血小板減少症の用語、疾患定義および治療反応性の評価方法を標準化した 7)。

血小板減少があっても必ずしも紫斑病を伴わないため、疾患名から「紫斑病」が除か

れ、免疫性血小板減少症 (immune thrombocytopenia) の用語が推奨されている。

ただし，略称は、従来と同様に英大文字で ITP と表記される。また、本疾患は、基礎

疾患に続発する二次性免疫性血小板減少症 (secondary ITP) に対して、一次性免

疫性血小板減少症 (primary ITP) との用語が使用されている 7, 8)。血小板減少の定

義は、健常人血小板数が 10 年後に 10 万/μl 未満になる可能性が低いこと、血小板

数に人種差があること、妊娠女性では生理的に血小板減少が起こることなどから、従

来使用されていた 15 万/μl から 10 万/μl 未満に変更された 7)。 

小児期発症の ITP は自然寛解する例が多く、慢性化するのは約 20％である。2 年

後の血小板数が 2 万/μl 未満であるのは 4％程度である 9)。発症 2 年以後でも自然寛

解する例もある 10)。小児期発症の ITP が改善することなく成人へ移行するのは少数
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である。 

 

2. 小児期における一般的な診療 

 主な症状：点状出血や出血斑などの軽い出血傾向が主体である。女児では過多

月経を来すことがある。鼻腔、口腔などからの粘膜出血やまれに生命を脅かす消

化管出血や頭蓋内出血をきたすことがある。頭蓋内出血の頻度は 0.3～0.5％程

度と低い 11, 12)。 

 診断の時期と検査法：幼児期から思春期までのいずれの時期でも起こるが、発症

のピークは 2 から 5 歳にある。急性は若年小児に多く、慢性は 10～11 歳以上の

児に多い 13, 14)。女性、先行感染やワクチン接種歴がない、発症時期が明らかで

はない、発症時の血小板減少が軽度、抗核抗体が陽性、副腎皮質ステロイドと大

量免疫グロブリン療法（IVIG）の併用が必要となった例では慢性化のリスクが高い

とされている 14)。 

診断は、末梢血液検査において白血球系・赤血球系に異常所見がない血小

板減少があり、血小板減少を来す他疾患の除外による。典型例では、骨髄検査は

診断には必ずしも必要ではない 1, 3)。血小板関連 IgG（PAIgG）と網状血小板は

ITP に特異的ではなく、推奨されていない 3)。 

本邦では血小板減少の期間の長さにより急性と慢性に分類される。6 か月未満

に寛解するものを急性とし、6 か月以上持続する場合を慢性としている。一方、

IWG の報告を受けアメリカ血液学会 (American Society of Hematology, ASH)

のガイドラインでは、診断から 3 か月以内を新規診断 (newly diagnosed)、3～

12 か月までを移行期 (persistent)、12 か月以上血小板減少が持続する場合を

慢性期 (chronic)と定義さている 3, 7)。 

 経過観察のための検査法: 経過観察の頻度は臨床症状、血小板減少の程度、
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血小板数の変化により決まる。肝脾腫やリンパ節腫大などの ITP に非典型的な臨

床所見の出現に注意しながら、定期的な血算、血液像の検査を行う。慢性 ITP の

患者では抗甲状腺抗体が健康小児に比較して有意に高いこと報告されているが、

甲状腺機能低下症を呈することは稀とされている 15)。 

 治療法（外科的治療、内科的治療）：積極的な治療が必要な患者は少ない。血小

板数のみでなく出血傾向の程度や患者の日常生活の活動性により治療法が異な

る。また、新規診断例と慢性例でも対応が異なる。小児 ITP における質の高いラ

ンダム化比較研究は困難であり、本邦では 2004 年に小児血液学会からエキスパ

ートオピニオンに基づいたガイドラインが作成された 1)。また、2019 年には小児難

治性 ITP ガイドラインが公開されている 19)。 

近年、CD20 に対する抗体であるリツキシマブやトロンボポエチン受容体作動

薬（TPO-R 作動薬）が本邦でも成人 ITP 患者に使用可能となった。これらの薬剤

は欧米ではすでに 1 歳以上の小児においても使用が認可されている。一方、本

邦でも小児に対しては保険適応外ながら使用例があり、有効性が報告されている

16-18）。このような状況をうけ、日本小児血液・がん学会血小板委員会は、「小児難

治性 ITP 治療ガイド 2019」を委員会報告として公表した 19）。さらに、2019 年に

は、新規薬剤使用基準・方法や脾摘の適応・時期を含め、小児 ITP の診断・治

療・管理ガイドラインの全面的な改定を開始した。以下に 2004 年ガイドラインの概

略を記載した。また、慢性 ITP については、「小児難治性 ITP 治療ガイド 2019」

を参考とするべき状況を追記した。 

治療の目標は血小板数を正常化することではなく、致死的な出血と著しい

QOL の低下を避けることである 19)。成人 ITP では、血小板数が 3 万/μl 以上あ

れば一般集団と生命予後に差がないことが疫学的に証明されている 20)。2011 年

に発表された ASH のガイドラインにおいて、血小板数にかかわらず出血症状が
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軽ければ経過観察が推奨されている 3）。広汎な紫斑あるいは（および）明らかな粘

膜出血を認める場合は、血小板数 2 万/μl 未満では IVIG あるいは副腎皮質ステ

ロイドを経口投与とする。IVIG や副腎皮質ステロイドに抵抗性、一過性反応を示

すのみ、あるいは不耐容である場合、「小児難治性 ITP 治療ガイド 2019」を参考

にしてリツキシマブや TPO-R 作動薬などの新規薬剤を考慮する 19)。 

血小板数が 3 万/μl 以上あるにもかかわらず広汎な紫斑あるいは（および）明ら

かな粘膜出血を認ある場合には、血小板減少以外の出血素因も関与していること

が考えられるので精査が必要である 1)。 

一方、慢性 ITP に対しては、無症状あるいは広汎でない紫斑のみの場合で、

血小板数 1 万/μl 未満は標準的な治療法はなく無治療観察を含めて個別に判断

するとされている。血小板数が 1 万～2 万/μl の場合は無治療観察を原則し、血

小板数 2 万/μl 以上では無治療で観察する。しかし、血小板数のみで評価するの

ではなく、ライフスタイル、スポーツにおける外傷のリスク等の評価により QOL の

低下が著しい場合は、「小児難治性 ITP 治療ガイド 2019」を参考にし、新規薬剤

の使用も考慮されうる 19)。 

脾臓摘出（脾摘）は慢性 ITP の治療としては効果が高いことが示されている 21)。

しかし、新規診断例のうち慢性化するのは 20％以下であり、その多くも経年的に

自然寛解するため、脾摘の適応は慎重に決める必要がある。また、脾摘の頻度は

米国においても 2000 年台になり経年的に減少している 22)。その理由として、手

術は侵襲性が高く、脾摘後は長期にわたり敗血症を含む生命を脅かす重症感染

症のリスクが増加することが報告されていること 23)、血栓症のリスクが増加すること

24)、リツキシマブや TPO-R 作動薬が使用できるようになったことなどが要因と考え

られており 22)、脾摘により得られる効果が、これらのリスクを上回る場合にのみ考

慮すべきである。脾摘前には感染症のリスクを減らすために、莢膜を有する細菌
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である肺炎球菌、インフルエンザ菌 b 型（保険適応外）、髄膜炎菌（保険適応外）

に対するワクチンを接種して免疫を獲得しておくことが重要である。また、脾摘後

はペニシリンなどの抗菌薬の予防投与、発熱時には医療機関へ早期に受診し抗

菌薬投与を受けることなどが推奨されている 25, 26)。 

 小児期の合併症および障がいとその対応：小児 ITP 患者における最大の合併症

は頭蓋内出血であるが、頻度は 0.3～0.5％程度である 11, 12)。臨床症状や血小板

減少の程度により頭部外傷や腹腔内出血のリスクとなりうる運動の制限が必要とな

る場合がある。運動制限は小児の心身の発達に影響を及ぼす可能性があり、一

律に運動制限を課すべきではない。ライフスタイルや運動強度・競技の特性により、

患者・家族と充分に相談のうえ制限範囲を具体的に決める 27)。 

血小板機能を減弱させる非ステロイド系抗炎症薬の使用を避ける。女児におい

て過多月経がある場合はプロゲステロン製剤の投与による月経の抑制と鉄剤補充

を行うことも考慮される。 

慢性 ITP 患者で感染症などを契機に血小板減数が変動し出血症状を来す場

合は、症状に合わせて治療を行うことになる。副腎皮質ステロイドの高用量、長期

投与は小児の骨の発育に影響するため、0.1 mg/kg/日以下の少量、または（およ

び）隔日 1 回投与などの影響が少ない方法を考慮する必要がある。高用量ステロ

イドが出血症状の抑制、血小板数の維持に必要な場合は、新規薬剤の使用、脾

摘の適応も考慮される 19)。治療にあたり必要最小限の薬剤量の使用に留めるの

が原則である。ただし、慢性 ITP の急性増悪や手術、外傷時などの出血時には

血小板数を 5 万/μl 以上の安全な値まで増加させる目的で IVIG、副腎皮質ステ

ロイドが使用される。生命を脅かす外傷では血小板輸血も考慮される。 

 

3. 成人期以降も継続すべき診療 
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 移行・転科の時期のポイント：成人期への移行先としては血液内科が最適である。

内科への移行の時期としては、大学への進学や就職などの節目に行われることが

多い。 

 成人期の診療の概要：成人期の診療について、本邦では「成人特発性血小板減

少性紫斑病治療の参照ガイド 2019 年版」に基づいて行われている 2)。本ガイドラ

インでは、（1)ピロリ菌陽性 ITP 症例の取り扱い、（2)血小板数と臨床症状から治

療の必要な ITP 症例の層別化、（3)治療目標、（4) TPO-R 作動薬の位置づけ、

（5)保険適用と適用外使用治療薬、が明示されているのが特徴である。本ガイドで

は、ASH ガイドラインと同様に、一次治療薬としてステロイド剤、二次治療として脾

摘、三次治療として TPO-R 作動薬、リツキシマブ、デキサメサゾン大量療法、免

疫抑制薬などを使用することになっている 2, 3）。しかし、脾摘、TPO-R 作動薬、リ

ツキシマブを二次治療として並立に考え、患者背景により三者より二次治療を選

択していく考えも提案されている 28）。 

 

4. 成人期の課題 

 医学的問題：日常生活に影響するような出血傾向が認められる場合には、ライフ

スタイル、運動、就労制限につながり、QOL に影響をあたえる可能性がある。成

人年齢に達すれば「成人特発性血小板減少性紫斑病治療の参照ガイド 2019 年

版」に基づいて加療される 2)。成人においても、脾摘の時期や脾摘前後の肺炎球

菌ワクチン接種、脾摘後の感染予防、発熱時の早期受診、血栓症の合併などの

課題がある。 

 生殖の問題（妊娠・出産、遺伝の問題等）: 男性では生殖に関する問題は少ない。

女性では、出産に関して、血小板数、臨床的な易出血性の程度により分娩形式、

出生後の児の管理に注意が必要である。「妊娠合併特発性血小板減少性紫斑病
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診療の参照ガイド」が参考になる 29)。 

 社会的問題（就学・就労等での課題）：上述。 

 

5. 社会支援（小児期、成人期） 

 医療費助成：国の社会保障制度改革の一環として、「小児慢性特定疾病（小慢）」

にかかわる「児童福祉法の一部を改正する法律」および「難病」にかかわる「難病

の患者に対する医療等に関する法律」が平成 26 年５月に制定され、平成 27 年 1

月 1 日に施行された。新制度では医療意見書（小児慢性特定疾病の診断書）ま

たは臨床調査個人票（難病の診断書）を記載するためには、指定医となる必要が

ある。小慢および難病のいずれにも該当する疾患は、20 歳未満では原則小慢で

申請し、20 歳以上で難病に切り替える。内科医師で未登録である場合は申請で

きないので、難病以外に小慢の指定医登録もしておく必要がある。 

 認定要件：ITP の診断が確定したうえで、以下の要件を満たすもの。 

１）小児慢性特定疾患（20 歳まで）：治療でステロイド薬の投与、免疫抑制薬の投

与、再発予防法のうち、一つ以上を継続的に実施する（断続的な場合も含めてお

おむね６か月以上）場合。診断の手引きおよび申請用の医療意見書等は小児慢

性特定疾病センターホームページから入手可能である 30)。 

２）指定難病（20 歳以降）：研究班の ITP の重症度分類を用いて Stage II 以上を

対象とする。Stage II は血小板数 5 万/μl 未満か粘膜出血を伴うものとされてい

る。詳細は難病情報センターホームページに記載がある 31)。 
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