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27 MD specialized hospital in Japan



Dr Tuyoshi Matsumura 



Survival time before and after mechanical ventilation

Aug 1984: We started mechanical 
ventilation for DMD patients.

MV(‐)
1967‐1984
n:33
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MV(‐): no mechanical ventilation

MV(+): with mechanical ventilation
Patients started MV in 1984‐1993
Patients started MV in 1994‐2003
Patients started MV in 2004‐2011

Kaplan‐Meyre analysis

No in () means the number of alive 
patients

Dr Tsuyoshi Matsumura, NHO Toneyama hospital. Osaka, Japan

Dr Tuyoshi Matsumura 

Patients receiving mechanical ventilation obtained longer survival 

time:  50% survival > 40 yrs
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reported 

1959- hyper CK in MD patient

1970- governmental grant for MD started
1964- JMDA established, MD ward launched

2005- Lead through CT
2008- Exon skipping CT

2005- Myostatin CT

Muscular Dystrophy Clinical Taial Netowrok

• Standardization of Clinical practice
• Global multicenter clinical trials
• Early Exploratory Clinical Trails Dr Hirofumi 

Komaki



Chinese DMD/BMD registry has 
just launched on Sep 1st, 2012
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Remudy
Registry of Muscular Dystrophy

Remudy
Registry of Muscular Dystrophy

• accelerates and facilitates clinical trials by locating 

potential research participants quickly and efficiently, 

• enrolls certified clinical and genetic information

Sounds like “ Remedy ” by Dr Kawai



A member of TREAT‐NMD global registry

REMUDY was planned on 2007, and launched on 2009, now, is 
operating as a member of TREAT‐NMD global registry.
REMUDY was planned on 2007, and launched on 2009, now, is 
operating as a member of TREAT‐NMD global registry.

Thanks to TREAT‐NMD 



CARE‐NMD International conference on DMD in Budapest
18th to 19th April 2013

www.remudy.jp



Registrations:
1,077 genetically confirmed DMD/BMD patients
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Registrations by prefecture
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Diagnosis

82.4%
（685）

15.0%
（125）

2.5%
（21）
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By age
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Steroid (PSL) treatment for DMD, by age

From Remudy data, June, 2012
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CARE‐NMD update:
DMD patient survey in Japan

• Between June, 2012 and March, 2013

• via Remudy web site, paper news letter, e‐mail, 
and mailing for each registrants

• 724 DMD patients in Remudy database

• 394 responded: 121 online, and 273 mailed back

• Overall  response rate: 54%



Rem udy に登録されているデュシェンヌ型筋ジストロフィーの患者さん、ご家族の皆様へ 

 

 アンケート調査へのご協⼒のお願い  

この度、日本全国のデュシェンヌ型筋ジストロフィーの患者さんやご家族の皆様を対象にして、アンケート調査を行う運びとなりました。 

このアンケート調査は、CARE-NMD（ケア・エヌエムディーhttp: / / ja.care-nmd.eu /：デュシェンヌ型筋ジストロフィー）の患者

さんのケアの標準化を目標に活動しているヨーロッパの研究グループ）が、先にヨーロッパ各国の患者さんに行ったアンケート調査を日本

語に訳したものです。このアンケートは、デュシェンヌ型筋ジストロフィーの患者さんが受けられている医療やケア、暮らし方等について質

問する内容になっています。私たちは、このアンケート調査を通じて、患者さんやご家族の皆さんの生の声をお聞きすることで、日本のデ

ュシェンヌ型筋ジストロフィーの患者さんの医療やケアの向上に役立てていきたいと考えています。 

このアンケート調査で寄せられた皆さんの声は、日本国内にとどまらず、世界中の人々にも届けられ、世界中のデュシェンヌ型筋ジストロ

フィーの患者さんの医療やケアの質が向上する大きな力になります。一人でも多くの患者さん、またはご家族がこのアンケート調査に参

加して頂けることを願っています。 
 

︻ アンケート調査で注意して頂きたいこと ︼ 

１） Remudy に登録されているデュシェンヌ型筋ジストロフィーの患者さんお一人お一人に、アンケート用紙を送付しています。
アンケートの回答の収集・集計を正確に行うため、また同じ患者さんが何度も回答されないように、アンケート用紙には
ID番号が振られています。 

２） 今回のアンケート調査では、アンケートの送付は Remudy が行い、アンケートの回答の収集・集計は Remudy とは別の機関
（小牧班「筋ジストロフィーの治験拠点整備、包括的診療ガイドラインの研究」）が行います。そのため、どの患者さんがど
んな回答をされたのか、特定されることはありません。 

３） このアンケート調査への参加は皆さんの自由意思に基づくものであり、参加されない場合でも、皆さんが不利益を被る
ことはありません。 

 

︻ アンケートへの参加⽅法 ︼ 

以下の 2 つの方法のうちどちらか 1つを選んで回答してください。 

１）インターネットでアンケートに答える⽅法（詳しくは別紙をご参照下さい） 
アンケートページ(https: / / www.surveym onkey.com / s/ VB8FXLQ)へ直接アクセスしていただくか、 
Remudy のホームページ(ht tp: / / www.rem udy.jp / )または、小牧班のホームページ 

（http: / / www.carecurem d.jp）からアクセスして、Webアンケートに回答して下さい。 

※同封のアンケート用紙に記載されているＩＤ番号（ＪＰから始まる英数字１１桁）の入力が必要です。 

２）郵送でアンケートに答える⽅法 

同封したアンケート用紙に直接記入して頂き、返信用封筒で返信してください。 

 

アンケートの回収・集計作業の効率化のため、できるだけインターネットでのご参加をお願いします。インターネットで参加されても個人情報

は保護されますので、安心してください。 

個人情報保護について、詳しくは http: / / jp.surveym onkey.com / mp/ policy/ privacy-policy/  をご覧ください。 

アンケートにご参加頂く場合、できるだけ ７⽉末 までにご回答をお願いいたします。 
 

アンケート調査についてご不明な点などは下記の連絡先までお問い合わせください。 

平成 24 年 5 月 

≪ 連 絡 先≫  
〒 187− 8551 東京都小平市小川東町４−１−１ 

独⽴⾏政法⼈ 国⽴精神・神経医療研究センター病院筋疾患センター 
電話：042-341-2711(代表）内線 3052 
Ｅ-mail：shigemori@ncnp.go.jp 

苦情等の窓口： 独⽴⾏政法⼈ 国⽴精神・神経医療研究センター倫理委員会事務局  
Ｅ-mail：rinri- j imu@ncnp.go.jp 

≪ 後援≫  
社団法⼈ ⽇本筋ジストロフィー協会 

≪ 運営団体≫  
独⽴⾏政法⼈ 国⽴精神・神経医療研究センター病院 筋疾患センター（⼩牧 宏⽂） 

 独⽴⾏政法⼈ 国⽴精神・神経医療研究センター トランスレーショナル・メディカルセンター 
神経・筋疾患患者登録センター Remudy（⽊村 円） 

 

 

 

                        
 

 

︻インターネットでアンケートに答える⽅︼ 

 

① お手元にこの用紙をご用意下さい。（上記のアンケートＩＤ専用の番号が必要となります） 

② 各ホームページから、アンケートページへアクセスしてください。 

 

 

 

 

デュシェンヌ型筋ジストロフィー患者のケアについてのアンケート調査（日本語版）Remudy 患者登録者用 
→ https://www.surveymonkey.com/s/VB8FXLQ 

 

③ パスワードを要求する画面が開きますので、 

    � � � � � � � と入力してください。                       

                                        

 

 

④ 右のようなアンケート画面が開きますのでアンケートに

ご回答ください。 

※一台のパソコンから接続できるのは一名のみとなります。 

二人目以降の方は別のパソコンやスマートフォンなどから 

接続していただくか、郵送にて回答をお願いいたします。 

 

 

 

⑤ 最後にあなたのアンケートＩＤ番号を入力してください。 

※ＪＰを除いた数字９ケタを半角で入力 

 アンケートID ）  ＪＰ１２３４５６７８９                    ↓ 

              

   入力例 ）    １２３４５６７８９   

 

⑥ 完了ボタンを押してアンケートを終了いたします。 

ご協力ありがとうございました。 

 
︻郵送でアンケートに答える⽅︼ 

    同封したアンケート用紙にアンケート専用ＩＤ番号を必ず記入の上、直接記入して頂き返信用封筒で返信して下さい。 

あなたのＤＭＤアンケート専用のＩＤ番号は 

← Ｒｅｍｕｄｙ登録患者専⽤パスワード 

『 ＤＭＤ０１-１ 』 と⼊⼒してください。 ※全て英数半角です。（⻘字は数字です） 

Ｒｅｍｕｄｙのホームページ 

http://www.remudy.jp/ 
⼩牧班（CareCure- MD）のホームページ

http://www.carecuremd.jp 

または、直接アンケートページへアクセス 

Same questionnaire with same order 
of original CARE‐NMD survey, 
just translated in our language
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Response rate by patient’s age
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Where do you mostly live?

91%

6%
1%

1%
1%

With parents, other
relatives or friends

In an institution

On his own (with support
as necessary)

With a partner

No answer

n=24 mean: 22.9yrs（13‐49yrs）



Current occupation
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Family member of a patient advocacy group for 
DMD or neuromuscular disease
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Attendance of neuromuscular specialists 

78%

8%

2% 8%

4%
at least every 6 months

at least once every year

less than yearly

No

No answer

10 in hospitalized
22 do not see doctors



Age at confirmed diagnosis of DMD

0

10

20

30

40

50

60

70

80

0              5             10             15             20           25            30            35

N
um

be
r

Age (yrs)



Information about DMD from doctor
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Treatment of DMD
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Receiving medication: steroid
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The reason why never taken steroids

6‐15 yrs (n=92)

0% 0%
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The reason why stopped taking steroids（n=15)

50%

19%

31%

loss of ambulation

intolerable side effects

other reasons

Other reasons

• Because of weight gain, but 
it wasn’t side effect.  Now I 
don’t take it because of no 
need any more.

• No change and effect.

• Temporary decreasing of 
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• It seemed to decrease the 
effect.



Receiving medication: others
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From DMD patient , 24 yrs 

I have taken care for more than 20 years, at the pediatric 
department of university hospital not neuromuscular hospital 
in the suburbs.  It takes 10 minutes by car to go to the 
university hospital. I see my doctor once a month and admit 
for routine check‐ups twice a year. Also, I take PT and ST at 
clinic once a week. As his parent, the good relationship with 
our doctors is great encouraging. 

I am using a mechanical ventilation. It is helpful the staff of 
the medical appliances are also very kind.

The current condition is the best for me. I appreciate for 
everyone that my physical condition is stable for this 3 years. I 
really appreciate for such a comfortable life at home. 



From DMD patient , 19 yrs 

It has passed 10 years since my wheelchair life started. I 
study at a college to be a social worker. In future, I want 
to work for disabled and old people. 

So, I hope a new drug will be developed soon not to 
progress my symptoms.



From DMD patient , 25 yrs 

I have been doing all my best to cope my disease and 
everything.  For us, more and more psychological 
support is needed.

No support from all side, QOL of  patients wouldn’t 
improve. I wish it from now on.



Patient and Family’s “Needs”

• Information

what is DMD, patients group, 

now & new treatment, social issue etc.

• Relationship 

hospital  hospital,   hospital  community

• Understanding and support in community  

• Peer counseling  (for patients & parents)

• Standardization



Summary
• Introduced Japanese 50 yrs history of DMD, 

patient’s half life prolongs more than 40 yrs with 
mechanical ventilation.

• From the International CARE‐NMD survey in Japan, 
we know, despite regional difference, most DMD 
patients are at home with family supports, and 
need more information about social life, patient 
advocacies, and psychological support.

• We will go ahead for international collaboration to 
standardize clinical practice as well as to develop 
new treatment for DMD patients.



Acknowledgement

TREAT‐NMD alliance
Kate Bushby 
Volker Straub 
Hanns Lochmuller

and others

CARE‐NMD
Jan Kirschner
Kathrin Gramsch
Sunil Rodger

JMDA
Chikoto Ihara
Hisanobu Kaiya

China DMD registry
Shiwen Wu
Shu Zhang
Zheng Yi

NCNP
Fumi Takeuchi
Harumasa Nakamura

Naohiro Yonemoto
Hirofumi Komaki
Reiko shimizu
Mikiko Shigemori
Madoka Mori‐
Yoshimura
Kanako Goto
Yukiko Hayashi
Ichizo Nishino
Shin’ichi Takeda
Ikuya Nonaka

REMUDY office stuff
Kaori Kusunoki
Hisae Koori
Mihoko Munakata
Yoko Ebisawa

NHO Neuromuscular 
group
Mitsuru Kawai
Tsuyoshi Matumura
Katsuhisa Ogata

and others

Fumi Takeuchi



Many thanks for 

Registrants and families, and

Supportive doctors from all over Japan



Thank you for your attention!



Thank you for your attention!


