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이슈 브리프 : 줄기세포 관련 기술, 정책, 산업, 규제 등 주요 이슈를 정리
 * 바이오인 홈페이지(www.bioin.or.kr) 내 BioINwatch로 발간되는 자료 중 줄기세포 

관련 정보를 제공
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국내외 성과 : 언론 등에 보도된 줄기세포 분야의 국내외 주요 R&D 성과 정리
 * 바이오인 줄기세포콘서트 홈페이지(www.bioin.or.kr/konscrt) 내 KoNSCRT 지식에 

매월말 게시되는 국내외 주요성과 정보를 제공

<2019. 6월>
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동향 및 뉴스 : 줄기세포 동향자료와 뉴스에 관한 정보 제공
 * 바이오인 줄기세포콘서트 홈페이지(www.bioin.or.kr/konscrt) 내 줄기세포뉴스와 

동향 메뉴에 게시되는 정보를 제공
 * 제목에 링크가 연결되어 있으니 클릭하여 자세한 내용을 확인하시기 바랍니다.

제목 출처 등록일

동향(국내외 전문기관 및 학회에서 발간한 관련 보고서와 자료)

조혈줄기세포의 이동에 관여하는 단백질 규명 한국연구재단 2019.8.12

복합 줄기세포를 활용한 심근경색 치료법 개발 한국연구재단 2019.7.29

줄기세포 배양 관련 배양액, 성장인자, 소재 등의 국산 제품 개발 동향
생물학연구정보

센터(BRIC)
2019.7.2

방광 질환의 줄기세포 치료
한국분자·세포 

생물학회
2019.6.20

뉴스(국내외 언론사에서 보도된 관련 뉴스와 기사)

"바이오시밀러 한국 최고..일본 재생의료 따라잡는데 집중" 메디파나 2019.8.27

"생명의 '블랙박스' 텔로미어, 배아줄기세포 유전자도 제어" 연합뉴스 2019.8.21

위 점막 재생 돕는 위샘 줄기세포 역할 규명 동아사이언스 2019.8.20

이식된 줄기세포 생명력 높이는 단백질 원리 규명 동아사이언스 2019.8.16

KIST, 줄기세포 보호·효과 극대화 주사법 개발 조선비즈 2019.8.12

“첨단재생의료법으로 제2의 인보사 사태 방지 가능” 청년의사 2019.8.8

첨생법 준비하는 복지부 "재생의료·바이오 1조원 투입" 데디컬타임즈 2019.8.8

히딩크덕에 인보사파문에도 불티나는 줄기세포치료제 이데일리 2019.8.7

면역관문억제제+줄기세포이식, 치료 저항성 비호지킨 림프종에도 효과 메디게이트 2019.8.7

어렵게 첨단재생의료법 통과됐지만 갈리는 여론 데일리메디 2019.8.4

제약·바이오 업계 숙원 '첨단바이오법' 국회 통과..재생의료 육성 기반 
마련

전자신문 2019.8.3

줄기세포로 신약 효과 검증하는 인공간 만든다 동아사이언스 2019.7.23

http://medipana.com/news/news_viewer.asp?NewsNum=244622&MainKind=A&NewsKind=5&vCount=12&vKind=1
http://dongascience.donga.com/news/view/30610
http://dongascience.donga.com/news/view/30577
http://biz.chosun.com/site/data/html_dir/2019/08/11/2019081100296.html
http://www.docdocdoc.co.kr/news/articleView.html?idxno=1071044
http://www.medicaltimes.com/Users/News/NewsView.html?ID=1128201
http://www.medigatenews.com/news/2346972851
http://www.dailymedi.com/detail.php?number=845947&thread=22r01
http://www.etnews.com/20190803000001
http://dongascience.donga.com/news.php?idx=30128
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재생의료 강국으로 떠오른 일본…"2014년 제도 마련 후 폭발적 성장" 청년의사 2019.7.17

심장근육 줄기세포 2배 더 얻는 방법 개발 서울경제 2019.7.8

세계 최초 심근줄기세포 표지자 규명…심장 줄기세포, 유전자 치료 
가시화

메디컬월드 2019.7.5

"원하는 부위에 줄기세포 유도하는 치료법 처음 개발" 연합뉴스 2019.7.4

韓·美·日 기업 `줄기세포·재생의료` 국경 뛰어넘는 투자 디지털타임즈 2019.6.30

쥐 몸에서 인간 모발 성장…美 연구팀, 줄기세포 실험 성공 나우뉴스 2019.6.28

[칼럼] 알코올성 간경화, 간이식 필요없는 자가 줄기세포 치료 주목 뉴스포인트 2019.6.28

"줄기세포 규제에 임상연구 어려워...첨단바이오법 국회통과 서둘러야" 서울경제 2019.6.13

[IF] 머리카락 굵기 로봇에 줄기세포 배양, 원하는 신체 조직까지 정확
하게 이송

조선비즈 2019.6.13

[건강의학정보] 노화를 되돌리는 줄기세포 치료! 어디까지 왔을까? 건강다이제스트 2019.6.12

줄기세포 이식 마이크로 로봇 개발…뇌질환 치료 새 길 조선비즈 2019.6.9

日 연구팀, 줄기세포 활용 지방간염 걸린 '미니 간' 재현 연합뉴스 2019.5.31

http://www.docdocdoc.co.kr/news/articleView.html?idxno=1070338
http://medicalworldnews.co.kr/news/view.php?idx=1510931489
http://www.dt.co.kr/contents.html?article_no=2019070102101531102001&ref=naver
http://www.pointn.net/news/articleView.html?idxno=11464
http://biz.chosun.com/site/data/html_dir/2019/06/13/2019061300094.html?utm_source=naver&utm_medium=original&utm_campaign=biz
http://www.ikunkang.com/news/articleView.html?idxno=29274
http://biz.chosun.com/site/data/html_dir/2019/06/09/2019060900616.html
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분석 리포트 : 글로벌 줄기세포치료제 시장현황 및 전망
 * 생명공학정책연구센터가 Frost & Sullivan에 의뢰한 보고서를 기반으로 작성하였으며, 

바이오인 홈페이지(www.bioin.or.kr) 내 BioINdustry(No.132 2018-11)로 발간
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분석 리포트 : 재생의료 규제동향
 * 자료 제공 : 첨단 세포조직공학제제 평가기반 연구단(ACTER, 18172MFDS182)

1. 제품 신규 승인(Zolgensma)
  □ 노바티스(원 개발사는 AveXis, Inc.)의 유전자치료제 Zolgensma가 아래의 사항에 

대하여 지난 2019년 5월 31일에 희귀의약품으로 시판 승인을 받음.
   ○ 주원료 일반명: onasemnogene abeparvovec-xioi
   ○ 적응증: 생존운동신경원(survival motors neuron 1, SMN1) 유전자에 이대립

인자성(bi-allelic) 돌연변이를 가진 2세 미만의 소아환자에서 발생한 척수근위축증
   ○ 제품 요약: 아데노관련바이러스(AAV) 벡터(cytomegalovirus enhancer와 

chicken-β-actin hybrid promoter로 조절)를 기반으로 사람 SMN 유전자를 
전달하는 유전자치료제. 

   ○ 용법 및 용량: 체중 kg 당 1.1 × 10^14 벡터유전자(vg) 단회 IV 투여
 □ 규제검토 이력
   ○ 2013년 8월: 최초 IND 접수
   ○ 신속심사권(Fast Track) 획득
   ○ 2013년 9월: 희귀의약품(Orphan Drug) 지정
   ○ 2016년 7월: 혁신치료제(Breakthrough Therapy) 지정
   ○ 2018년 8월: 희귀소아질환(Rare Pediatric Disease) 지정
   ○ 2018년 10월: 허가신청(BLA) 접수
   ○ 2018년 11월: 우선심사(Priority Review)대상
   ○ 2019년 2/4월: 120일 안전성 유효성 업데이트 및 현재 진행 중인 3상 임상시

험의 추가 안전성 유효성 업데이트
   ○ 2019년 5월: 조건부 시판 승인(약물 감시 계획 이행, 2019년 12월 31일까지 

일부 CMC 관련 자료 보완)
 □ 임상시험 정보
   ○ 1상 임상시험 1건: 공개, 단일군, 용량 증량 시험, 15명의 소아 환자 대상.
   ○ 3상 임상시험(진행 중): 공개, 단일군(과거 대조군과 비교) 시험, 21명의 소아 

환자 대상.
   ○ 동정적 사용을 위한 임상 프로그램(Expanded Access Program)
   ○ 승인 시점에서 유효성은 1상 임상시험 결과와 진행 중인 3상 임상시험의 중간

결과, 안전성은 이들 두 임상시험의 결과와 함께 동정적 사용 임상 프로그램에서 
확인된 결과를 종합 검토함.

   ○ 시판 후 약물감시: 임상시험 참여자들을 포함하여 최소 500명의 환자를 대상으로 
15년 동안 안전성 장기 추적(첫 5년 동안 1년에 1회 내원 확인, 나머지 10년 



- 39 -

동안 1년에 1회 전화 추적)
 □ 규제 전략
   ○ 현재 FDA는 의학적 미충족 수요(medical unmet need)에 대응하기 위한 치료제가 

소정의 기준을 충족하는 경우 4종의 규제적 지원제도를 활용할 수 있으며, 
Zolgensma는 적응증의 특수성과 임상적 유효성을 통해 이 4종의 제도를 모두 
적용 받은 사례임.

    1) 혁신치료제(Breakthrough Therapy): 중대질환 대상의 치료제로, 현존 치료법 
대비 상당한 개선의 가능성이 있는 경우. 개발 과정 중 FDA가 규제적, 과학적 
자문을 집중적으로 제공하고 순차 심사의 혜택 제공.

    2) 신속심사(Fast Track): 중대질환 대상의 치료제로, 미충족 의학적 수요의 충족 
잠재력이 있는 경우. 개발 과정 중 FDA가 규제적, 과학적 자문을 제공하고 순차 
심사의 혜택 제공.

    3) 우선심사(Priority Review): 중대질환 대상의 치료제로, 현존 치료법 대비 유
의한 개선을 가져올 가능성이 있는 경우. 심사 시점에 판단하며, 해당될 경우 
심사 기간 단축.

    4) 조건부 승인(Accelerated Approval): 중대질환 대상의 치료제로, 현존 치료법 
대비 의미있는 유익성을 제공할 경우. 대리 평가변수 또는 중간 평가결과로 안전성 
유효성 확증시험(3상) 결과가 제출되지 않은 상태에서 승인. 일반적으로 항암제와 
희귀질환 대상 치료제가 이에 해당됨.

 □ 데이터 조작(manipulated data) 발견 및 그에 대한 조사
   ○ 개발사인 AveXis는 5월 24로 승인을 받은 후, 6월 28일자로 FDA에 일부 비임상

자료가 조작되었음을 알림.
   ○ 조작 내용은 임상시험에 사용된 2종의 제형간 동등성(comparability) 입증에 

사용된 시험법(in vivo murine potency assay) 일부와 관련된 것으로 알려졌으며, 
FDA는 해당 사항이 1상 시험 결과 해석에 영향을 미쳤을 가능성은 있으나, 제품의 
전반적 안전성 유효성에 대한 결론은 그대로 유효한 것으로 발표함. 

   ○ 개발사는 해당 사실을 제품이 승인되기 이전인 3월에 이미 인지하고 있었음이 
확인되었으며, FDA는 이에 범죄사실(criminal penalties)로 적시하고 경고를 
발부한 상태임.

2. 미국(첨단재생의료제품, RMAT)
 □ 배경
   ○ 21세기 치유법(21st Century Cures Act) Section 3033에서 정한 바에 따라 

재생의료제품(regenerative medicine therapy, RMT) 중 일정 기준을 충족하는 
경우 첨단재생의료제품(regenerative medicine advanced therapy)으로 지정
하고 규제적 지원을 받을 수 있도록 하였음.
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   ○ FDA는 이를 이행하기 위해 2016년 식품의약품화장품법에 관련 조항을 신설하
고, 2018년 중증질환을 대상으로 하는 재생의료제품의 신속 개발 프로그램에 
대한 지침 초안을 발표한 데에 이어 2019년 2월 해당 지침을 최종 확정했음.
* Guidance for Industry: Expedited Programs for Regenerative Medicine Therapies for

Serious Conditions (February 2019)

 □ 첨단재생의료제품(RMAT) 지정을 받기 위해서는 다음 요건을 “모두” 충족해야 함.
    1) 중대질환 대상
    2) 식품의약품화장품법에서 정한 재생의료제품
    3) 해당 질환에 대한 미충족 의학적 수요를 충족할 가능성이 있음을 보여주는 신청 

품목에 대한 예비 임상근거 존재
 □ RMAT 지정 시 받을 수 있는 규제적 혜택
   ○ RMAT 지정 시 혁신치료제(Breakthrough Therapy)에 주어지는 것과 동등한 

규제 자문 지원이 제공됨.
   ○ 각각의 제도가 요구하는 요건을 추가로 충족할 경우, 기존에 FDA가 운영하는 

규제 지원 제도들(신속심사, 혁신치료제로 지정, 우선심사, 조건부 승인 대상이 
될 수 있음.

 □ 결론
   ○ 재생의료제품인 경우 혁신치료제(현존 치료법 대비 상당한 개선을 보여야 함)에 

비해 좀 더 완화된 조건(미충족 의학적 수요를 충족할 가능성이 있음을 보여야 함)
으로 혁신치료제와 같은 수준의 개발단계 지원을 받을 수 있도록 대상이 확대된 
효과는 있음.

   ○ 그러나, 실제 심사 기간 단축이나 심사 우선권 확보, 특히 조건부 승인의 적용을 
받기 위한 요건은 여전히 기존의 다른 모든 의약품과 마찬가지로 동일하게 적용됨.

   ○ 제출되어야 하는 예비 임상자료의 경우에도 기존 제도권을 벗어나 어떤 새로운 
경로의 임상적 적용을 통해 얻을 수 있을 것으로 해석할 수 있는 근거는 없으며, 
확고한 과학적 수준의 자료가 요구되고 있음.

3. 호주(자가유래 세포 및 조직 제품 규제 수준 강화)

 □ 배경
   ○ 호주 규제당국(TGA)은 자가유래 세포 및 조직과 관련된 당국 규제가 과학기술의 

발전에 따른 추가적 안전성 우려가 발생하고 있음을 인지함.
   ○ 2015~2016년 자가유래 사람 세포 및 조직제제 규제와 관련하여 대대적인 공청회를 

실시하고 그 결과를 토대로 2018년 7월, 관련 규제를 일제 정비하였음.
 □ 주요 내용
   ○ 기존에는 ‘자가유래로 동일 의료시술자 또는 그의 감독 하에 생산된 세포 및 
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조직을 단일적응증에 대하여 단일 치료과정에 치료적 목적으로 적용하는 경우’에는 
TGA 승인 없이 투여가 가능했으며, 이에 대한 소비자 직접 광고도 가능하였음.

   ○ 개정된 법규에 따르면 원내 제조로 자가유래 세포 및 조직을 사용하는 경우는 
TGA 규제가 면제되고, 원외에서 제조될 경우 최소조작, 동종목적 사용, 단일 
시술 중 단일 적응증에 모두 해당하는 경우에는 일부 면제, 그 이외에는 TGA가 
생물학적제제로 규제함.

   ○ 모든 경우에 있어서 소비자를 대상으로 한 직접 광고는 금지됨.
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