
세
포
치
료 

과
학
과 

윤
리

한
림
연
구
보
고
서 

132 세포치료 과학과 윤리 
Science and Ethics of Cell-based Therapy

한림연구보고서 132

KAST Research Report 2019







∎집필위원장
정 명 호 (한국과학기술한림원 정회원, 전남대학교 교수)

∎부집필위원장
오 일 환 (가톨릭대학교 교수)

∎집필위원
김 호 근 (한국과학기술한림원 정회원, 연세대학교 명예교수)

박 국 인 (연세대학교 교수)

박 형 욱 (단국대학교 교수)

안 영 근 (한국과학기술한림원 정회원, 전남대학교 교수) 

이 일 학 (연세대학교 교수) 

전 세 화 (테고사이언스 대표이사) 

하 철 원 (성균관대학교 교수) 



연구과제명

국문  세포치료 과학과 윤리

영문  Science and Ethics of Cell-based Therapy 

연구책임자 정명호 한림원 소속부  의약학부 

세포치료의 과학적, 윤리적 측면에 관하여 조사 분석한 결과, 세포치료에 대한 정책은 

과학성과 윤리성의 균형 속에서 가능한 것임을 확인하였고, 아래와 같이 요약하였다. 

■ 세포치료의 발전

❍ 줄기세포와 재생의학은 의학발전의 변천사에서 새로운 패러다임으로 자리잡고 

있고, 미래 의학의 주요한 콘텐츠가 될 것이며, 다양한 기술의 줄기세포 관련 

기술이 급속하게 발전하고 있어, 보다 진보된 차세대형 줄기세포치료 기술이 

부상될 것으로 전망된다.

❍ 이러한 첨단바이오의약품의 개발을 촉진하고 환자의 권리를 보호하기 위한 

정책적 탄력성이 필요한 상황이며, 한국 사회의 특수성에 대한 성찰을 통해, 

국제적 조화를 갖춘 새로운 미래 성장 동력으로 발전하기 위한 제도적, 문화적 

정착이 필요한 상황이라 할 수 있다. 

❍ 줄기세포 기반의 심혈관 질환 세포치료는 손상된 심장 및 혈관을 재생하는 

목표로 임상시험에 이르는 다양한 연구가 진행되고 있다. 그러나 세포주의 추출, 

기능의 유지, 이식 부위 생착 등의 문제가 해결되어야 한다.

 

요약문



❍ 신경계 질환에서 세포치료의 효과를 기대하고 다양한 질병에 관해 연구가 진행 

되고 있다. 신경계 질환의 세포치료제 개발 과정에서는 세포치료에 반응군과 

비반응군의 빅데이터 분석을 통한 임상연구 결과 예측 프로그램 도입과 분석이 

필요하다. 

■ 세포치료 산업화 과정의 고려 사항 

❍ 줄기세포를 이용한 치료 기술은 분명히 가능성이 많으며, 가까운 미래에 이를 

이용한 새로운 치료술 및 치료제들이 등장할 것으로 기대된다. 

❍ 세포치료술(세포치료법)과 세포치료제의 구별점을 염두에 둔 정책 개발이 필요 

하다. 특히 부적절한 임상 적용의 규제와 대국민 계몽 또한 꼭 필요하다. 세포 

치료제가 ‘위험 대비 효과’ 또는 ‘비용 대비 효과’를 극대화하려면 세포 자체에 

대한 유효성을 철저하게 입증하여야 한다. 

❍ 세포치료는 세포의 종류에 따라 유연한 접근이 필요하다. 예를 들어 자기유래 

세포치료제의 제조와 품질 관리의 경우, 환자에 따라 세포의 특성이 상이할 수 

있다는 점을 고려한 유연한 접근이 필요하다. 

❍ 세포치료제의 기원에 따라 차등화된 품질 관리가 가능하기 위해서는 전문성에 

기반한 합리적 규제 마인드가 필요하다. 정부는 합성 의약품의 틀에 끼워 맞추는 

미시적인 규제가 아닌 보다 거시적인 규제 정책을 통하여 아직은 역사가 짧은 

세포치료제 산업의 성장을 지원하길 기대해 본다. 기업의 입장에서는 연구윤리에 

입각한 규제 기관과의 원활한 소통과 합의를 이룸으로써 세포치료제 산업의 

성장에 기여하여야 할 것이다.

■ 세포치료의 개발을 위해 고려할 윤리 원칙들  

❍ 세포치료는 사람의 세포를 사용하는 의학적 치료법으로 기능의 복구나 회복을 

기대하며, 따라서 그 효과에 대한 기대나 치료법에 대한 대중의 이해가 완전하지 

않다. 한편 투자자본이 관심을 갖는 영역으로 발전하고 있다. 세포치료의 개발 

과정에서 윤리적 고려 사항을 염두에 둔 세포치료 개발의 원칙은 다음과 같다. 



안전 우선: 첨단 의학 연구의 최우선 고려 사항은 연구 대상자의 안전이다. 

객관성 확보: 객관적 정보에 바탕을 둔 과학이 가장 강력한 경쟁력이다. 

공정성: 연구자와 연구 참여자의 혁신에 대한 적절한 보상기전이 필요하다.

투명성: 세포치료에 대한 정보와 의사 결정 과정을 공유해야 한다.

전문성: 다양한 세포치료술과 세포치료제에 따른 분야별 전문성이 요청된다.

마지막으로 과학자들은 개방성, 비판정신, 협력정신, 동료와의 의사소통이라는 

과학의 원칙을 유지하고 극대화하기 위해 노력해야 한다. 

새로운 치료제의 개발과 확산은 오늘날 의학의 한계를 뛰어넘기 위한 시도의 

연장이다. 그 모험의 성공을 위해서 협력과 소통, 그리고 관련자들의 사회적, 윤리적 

책무 의식이 요청된다. 이는 과학에 대한 사회적 신뢰를 유지하고 발전시키는 근거 

이다. 
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2 세포치료 과학과 윤리

I 보고서 개요  

1. 정책보고서의 필요성과 구성

가. 서론

세포치료는 살아있는 세포를 치료에 사용하는 치료 방법으로서 임상적으로 재생 

의학과 면역치료 등의 영역에서 많은 기대를 받는 의생명과학의 한 분야로 2000년대 

이후 주목받고 있다. 이와 같은 새로운 치료법의 개발 과정에서는 치료제 개발, 

안전성과 효과의 검증, 그리고 임상 적용 등 각 단계를 철저히 거치게 되며 각 단계는 

과학적, 윤리적 고려사항이 반드시 고려되어야 한다. 우리나라의 경우 약사법과 의료 

기기법, 그리고 최근 입법된 첨단재생바이오법 등 법률과 관련 법규를 통해 그 과정의 

적절한 수행을 담보하고 있다. 특히 세포치료제는 급속히 발전하는 분야의 특성상 

발굴·적용하려는 세포치료제의 종류, 적용하려는 질환의 성격 및 과학 발전의 단계에 

따라 다른 고려사항이 존재하고 규제 방식 역시 이러한 특성을 반영하여 몇 가지로 

존재한다. 본 정책 과제에서는 세포치료의 개발과 적용에서 발생하는 생명윤리에 관한 

사항을 1) 세포치료 및 세포치료제의 과학적 측면과 현황, 2) 세포치료 및 세포치료제 

개발 과정의 규율, 3) 세포치료 및 세포치료제 개발 과정의 윤리적, 법적 고려사항, 4) 

결론 및 정책제안의 순서로 정리하여 향후 정책 개발 및 집행 시에 참고하도록 하였다. 

세포치료는 의생명과학 분야에서 새로운 지식이 임상의료를 변화시키는 한 사례이며 

생명윤리의 관심사인 대상자의 안전, 권리의 보호, 부담과 혜택의 공정한 분배 등이 

보장되어야 하는 분야이다. 따라서 세포치료의 개발 과정은 과학성과 윤리성이 동시에 

보장될 수 있도록 주의를 기울여야 한다. 우선 세포치료제는 지식의 축적을 비롯하여 

기술적 개발, 효과와 안전성을 파악하기 위한 임상시험, 시판 및 규율 등 총괄적인 

접근이 필요한 영역인데, 이를 위해서는 진흥과 규제의 정책적 측면, 협력과 이해의 
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시민사회와의 소통 측면 등이 모두 고려되어야 한다. 둘째, 총괄적 관리를 위한 기본적 

정책 추진의 원칙과 그 근거 자료 개발이 필요하다. 즉 세포치료와 세포치료제 개발 

전반이 국민 건강과 관련하여 지향할 목표를 제시하고, 과학적·규범적 고려 사항을 

제시하여야 한다, 셋째, 이와 같은 자료를 통해 시민사회가 시민들이 과학 기술에 대한 

이해도를 높이고 불필요한 우려나 과장된 기대가 아닌 객관적인 평가에 기반하여 

참여하는 여건을 조성하는 것이 핵심 사항이며 정책보고서의 목표다.

나. 세포치료의 국내 현황

국내 세포치료제는 2001년 처음 허가를 받아 시판되기 시작한 분야이나 아직은 그 

분야가 결합조직(피부, 연골), 면역치료에 한정되어 있다. 세포치료제는 세포를 사용 

하는 제품의 특성상 그 개발과 제조 과정에서 품질 유지가 어렵고, 오염 관리에 주의 

해야 하며, 수량이나 안전성, 기전에 대한 이해가 요구되는 등 난이도가 높아 그 관리와 

임상 적용에 주의할 필요가 있다. 특히 최근에 임상적으로 사용되는 세포치료제의 

개발과 허가 과정에서 문제점이 있었음이 알려지면서 국민 사이에서 안전성과 유효성 

측면에 관한 우려가 있다. 그러나 세포치료는 많은 난치성 질환을 치료할 수 있는 

미래의 치료법이며 일부 질환에서는 유일한 치료법으로 예상되기 때문에 현재 제시된 

한계를 넘기 위한 새로운 세포치료법 개발이 필요하다. 특히 국제적으로 경쟁이 심한 

이 분야에서 우리나라 의생명 분야의 연구자들은 미래 세대를 위하여 고부가가치의 

연구와 상품을 개발하여야 할 당위성이 있다.

우리나라에서는 세포치료제를 “세포와 조직의 기능을 복원시키기 위하여 살아있는 

자가(autologous), 동종(allogenic) 또는 이종(xenogenic)세포를 체외에서 증식· 

선별하거나 여타한 방법으로 세포의 생물학적 특성을 변화시키는 등의 일련의 행위를 

통하여 치료, 진단 및 예방의 목적으로 사용되는 의약품(생물학적제제 등 허가 및 

심사에 관한 규정 제1장 제2조 13호)”으로 정의하고 있고, 개선된 내용이 2019년 8월 

“첨단재생의료 및 첨단바이오의약품에 관한 법률(첨단재생바이오법)”으로 국회를 

통과하였다. 본 정책보고서는 국내에 허가된 세포치료제와 입법 예고된 첨단재생 

바이오법을 생명윤리 관점에서 분석함으로써 향후 국내 세포치료제와 세포치료가 

올바른 방향으로 발전하는 것에 일조하고자 한다.
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국내 세포치료제 관련 규정으로 식품의약품안전처가 2016년 제정한 세포치료제 

제조 및 품질관리기준 가이드라인이 있으며, 이는 세포치료제의 특성을 반영하기 위한 

조치이다. 따라서 기본적으로 국내 세포치료제 관련 규제는 일반의약품 제조의 기준에 

준하는 것으로 판단할 수 있다. 2018년 12월 기준으로 국내 허가된 세포치료제는 다음 

표와 같다. 

<표 1.1> 세포치료제 및 유전자치료제 허가 현황(생명공학정책연구센터)

업체명 제품명 분류 종류 대상질환 허가일자

1 세원셀론택㈜ 콘드론 자가 연골세포 무릎연골 결손 2001.01.30.

2 테고사이언스㈜ 홀로덤 자가 피부각질세포 피부화상 치료 2002.12.10.

3 테고사이언스㈜ 칼로덤 동종 피부각질세포
피부화상 치료

당뇨병성 족부궤양

2005.03.21.

2010.06.24.

4 ㈜바이로솔루션 케라힐 자가 피부각질세포 피부화상 치료 2006.05.03.

5
제이더블유

크레이젠㈜

크레아박시알씨

씨 주
자가 수지상세포 전이성 신세포암 2007.05.15.

6 ㈜녹십자셀
이뮨셀

엘씨 주
자가 활성화T림프구 간암 2007.08.06.

7 세원셀론텍㈜
알엠에스 

오스론
자가 뼈세포 국소 골형성 촉진 2009.08.26.

8 ㈜안트로젠 퀸셀 자가 최소조작 지방세포 피하지방 결손 2010.03.26.

9
㈜에스바이오

메딕스
큐어스킨 자가 섬유아세포

여드름 치유과정에 수반된 

함몰된 흉터부위 개선
2010.05.11.

10 파미셀㈜
하티셀그램-에

이엠아이
자가

골수유래 중간엽 

줄기세포

급성 심근경색환자에서 

좌심실구출율 개선
2011.07.01.

11 메디포스트㈜ 카티스템 동종
제대혈유래 중간엽 

줄기세포

퇴행성 또는 반복적 

외상으로 인한 골관절염 

환자의 무릎연골결손 치료

2012.01.18.

12 ㈜안트로젠 큐피스템 자가
지방유래 중간엽 

줄기세포
크론병으로 인한 누공치료 2012.01.18.

13 코아스템㈜ 뉴로나타-알 주 자가
골수유래 중간엽 

줄기세포

근위축성 축색경화증 환자 

에서 질환 진행속도 완화
2014.07.30.

14 ㈜바이로솔루션 케라힐-알로 동종 피부각질세포
심부 2도 화상의 재상

피화 촉진
2015.10.16.

15 테고사이언스㈜ 로스미르 자가 피부유래섬유아세포
중증도 이상의 비협골 

고랑의 개선
2017.12.27.
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다. 세포치료 과학의 생명윤리 정책보고서의 목표와 활용방안

한편 세포치료제 시장이 급속도로 팽창하고 있는 현 시점에서 세포치료제의 당위성에 

대한 과학적, 윤리적 평가의 기준이 필요하다. 과학적 검증이나 안전성에 대한 고려 

없이 제도권 밖에서 무분별하게 투여되거나 연구윤리를 위반하여 개발되는 사례를 

반복하지 않도록 예방기전을 만들어야 한다. 이를 통해 세포치료제의 ‘위험 대비 효과’ 

또는 ‘비용 대비 효과’를 극대화하려면 세포 자체에 대한 유효성을 철저하게 입증 

하여야 한다. 동시에 이러한 과학적 검토는 세포치료제의 과학적 기전에 근거해야 

한다. 예를 들어 세포치료제의 기원에 따라 차등화된 품질 관리가 가능하도록 전문성에 

기반한 합리적 규제 마인드가 필요한 것이다. 합리적 규제는 자신의 책임을 재확인하고 

전문성의 영역 안에서 발견한 사실들을 부단히 소통하는 과정의 산물일 수 있다. 

예컨대 국내 현황을 살펴보면 세포치료 분야의 발전을 위해서는 생명과학 분야의 

과학과 기술, 임상의학과 정책적 지원과 규율뿐만 아니라 사회적 소통과 윤리적 기반 

마련 등이 종합적으로 요구되며, 이는 융합적인 접근의 필요성을 의미한다.

이러한 배경과 필요성에 따라 본 보고서는 세포치료의 안전성과 과학성을 보호하기 

위한 윤리적, 법적 측면과 함께 산업 발전을 위한 유연하고 형평성 있는 규제를 동시에 

제안하는 것을 목표로 이를 정책적, 사회적으로 공고히 합의하게 되는 기반을 만드는 

것을 최종 목표로 하였다. 이를 달성하기 위하여 세포치료 및 세포치료제 개발 분야 

에서 우리 과학계의 성취와 발전 방향을 제시하고(2부), 정책적 지원 체계, 사회적 

이해와 반응에 대한 고려 사항을 다각적으로 분석하였으며(3부) 이를 바탕으로 세포 

치료제의 개발과 임상 적용 과정에서 법적, 윤리적으로 고려해야 할 사안을 제시 

하였다(4부). 이 보고서가 향후 1) 정책 수립 과정에서 기술의 현황과 지향해야 할 

발전의 방향, 그리고 사회적인 소통과 법적, 윤리적 고려 사항을 반영하고자 하였으며, 

2) 시민사회의 참여적 의사 결정의 근거로 사용될 수 있게 되기를 기대한다.
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II 세포치료의 과학

1. 세포치료의 개념과 역사적 발전

가. 줄기세포와 세포치료의 역사적 발전

1) 줄기세포의 정의

줄기세포는 한 개의 세포가 여러 종류의 다른 세포를 생산해 낼 수 있는 특이한 

능력(다중분화능)을 가진 세포들이며, 우리 몸의 손상 받은 부위의 세포들을 새로 

재생할 수 있는 세포들을 통칭한다. 줄기세포(stem cell)는 기원한다는 뜻의 ‘stem’에서 

유래하며, 일본에서는 원기세포 또는 뿌리에서 나오는 줄기라 하여 간세포라고도 한다. 

2) 줄기세포와 재생의학

이러한 줄기세포의 조직 재생 능력을 이용하여 조직 손상이나 퇴행성 질환을 

치료하기 위한 새로운 시도를 재생의학(regenerative medicine)이라 한다. 일반적 

으로 질병이라는 상태는 인체를 구성하는 각 장기의 기능이 손실된 상태이므로, 이들을 

치료하기 위해 새로운 세포로 대체하기 위한 과정이 재생의학이라 할 수 있다. 과거 

의학의 발달 과정을 보면, 원시시대의 주술적 의료를 지나 근대화되면서 약물 요법이나 

보존적 요법이 주를 이루다가, 현대에 들어와서는 말기 장기 부전 상태를 해결하기 

위한 각종 장기 이식이 주요한 치료법으로 자리 잡아 왔다. 그러나 이들은 장기를 

기증하려는 사람의 숫자에 비해 수요가 더 높은 것이 문제가 되어, 결국 장기의 기능이 

손상된 것은 장기의 세포가 손상, 손실된 것에서 기인하므로 이들 세포를 재생함으로써 

장기의 기능을 재생하는 것이 최근의 재생의학의 개념에 해당한다. 따라서 줄기세포를 

통한 세포치료는 현대 첨단의학의 필연적 단계라 할 수 있으며, 이들은 현대의학에서 
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치료하기 힘든 각종 난치성 질환이나 고령화 사회에서의 퇴행성 질환을 치료할 수 

있는 대안으로 손꼽히고 있다(<그림 2.1>). 

<그림 2.1> 새로운 의학의 패러다임으로서의 재생의학 

나. 줄기세포의 종류와 진화 

줄기세포에는 분화되는 세포의 영역에 따라 인체를 구성하는 200여 가지의 세포로 

모두 분화할 능력을 가진 전분화능 줄기세포(pluripotent stem cell)와 특정 종류의 

세포로 분화할 수 있도록 특화된 조직-특이적 줄기세포(tissue-specific stem cell)로 

나눌 수 있다. 줄기세포를 획득하기 위한 공급원에 따라 수정란에서 출발한 배반포 

(blastocyst)에서 얻어지는 배아 줄기세포(embryonic stem cell)와 발생 과정이 모두 

끝난 신생아 또는 성인의 신체 각 조직에서 얻어지는 성체 줄기세포(adult stem cell)로 

분류되기도 한다. 이때, 배아줄기세포는 대부분 전분화능 줄기세포에 해당하고, 성체 

줄기세포는 조직-특이적 줄기세포에 해당한다(<그림 2.2>).
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<그림 2.2> 두 종류의 줄기세포 

1) 전분화능 줄기세포: 배아 줄기세포와 유도만능 줄기세포

전분화능 줄기세포은 내배엽, 중배엽, 외배엽을 구성하는 거의 모든 종류의 세포로 

분화할 수 있는 능력이 있다. 전통적으로는 배반포를 통해 얻어지는 배아 줄기세포가 

대표적인 전분화능 줄기세포로 자리해 왔다. 그러나 배아 줄기세포는 공여자와 숙주 

사이의 조직 적합성 항원의 차이에 따른 면역 거부 반응을 극복하기 위한 과정이 

필요하게 되어, 그러한 시도 중 하나가 체세포와 난자의 핵을 치환한 후 배아에서 얻게 

되는 복제배아 줄기세포이다. 그러나 이러한 배아복제 기술은 최근의 여러 시도를 통한 

기술적 개선에도 불구하고 여전히 성공률이 낮은 것이 문제가 되고 있고, 난자 공여 

등에 관련된 윤리적 문제, 또한 핵치환된 배아가 착상될 경우 복제인간으로 연결될 수 

있다는 사회적 우려가 존재하여 우리나라뿐만 아니라 주요 선진국에서도 윤리적 

논쟁을 불러일으킨 바 있다. 

이러한 상황에서 대두된 또 하나의 대안은 성체의 체세포를 3∼4개의 유전자 조합을 

통해 역분화(reprogramming)시켜, 배아 줄기세포와 동일한 전분화능 줄기세포인 유도 
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역분화줄기세포(induced pluripotent stem cell, iPS)이며, 이 과정을 개발한 일본의 

Yamanaka 교수와 영국의 Gurdon 교수가 2012년 노벨상을 수상한 바 있다. 결국, 

이러한 iPS를 통해, 핵치환이나 난자 공여와 같은 문제없이 환자의 유전자와 일치하는 

전분화능 줄기세포를 얻을 수 있게 되면서, 전 세계적인 연구의 관심이 몰리고 있다 

(<그림 2.3>). 

<그림 2.3> 환자와 유전자가 일치하는 전분화능 줄기세포 획득 과정 

특히 iPS를 처음 개발한 일본의 경우, 국가적 차원의 연구 개발 노력을 기울여, iPS를 

실제 환자의 질환 치료에 적용하기 위한 연구를 진행해 왔으며, 그 결과로 2014년 

최초로 노인성 황반변성에 대한 시술이 이루어졌으며(RIKEN), 이어 2018년 파킨슨병 

(쿄토 대학) 및 2019년에는 혈소판 감소증, 각막 질환, 척수 손상 등에 대한 임상시험을 

승인하기에 이르렀다. 해당 환자들의 임상적 치료 효과와 안전성 판정 결과에 따라 

더욱 임상 적용이 확대될 전망이다(The Japan Times, 2019).
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2) 유도역분화 줄기세포 개발의 진화 

iPS는 유전자가 이입되어 만들어지는 줄기세포이므로, 유전자의 불안정성이 세포의 

안전성과 관련된 많은 우려를 유발한 바 있다. 또한, 배아 줄기세포에 비해 분화능이 

일부 떨어지고 아직 종양을 일으킬 수 있는 가능성이 남아있으며, 원래 원료로 

사용되었던 세포로 더 잘 분화하는(epigenetic memory) 현상이 지적되어 한계를 

보인 바 있다. 그러나 이러한 지적에도 불구하고 역분화에 사용되는 유전자의 개수를 

2∼3개로 줄여서 역분화시키는 기술, 세포의 게놈에 끼어들어 가지 않는 유전자 

벡터(episomal vector), 역분화에 필요한 유전자를 RNA나 단백질의 형태로 대신 

주입하는 기술 및 화학적 화합물에 의해 역분화를 유도하는 기술 등 다양한 진보를 

보이며 지난 10여 년 간 많은 기술적 진보를 이루었다. 

또한 역분화에 관련된 분자적 기전을 규명하고, 이러한 과정에서 역분화와 관련된 

세포 신호 체계들에 대하여 보다 구체적으로 밝혀지고 있고(Rais, Y. et al., 2013), 

역분화 현상에 대한 이해와 응용이 확대되면서 생체 내에서 직접 역분화를 유도하는 

in-vivo reprogramming 현상들과 이들의 응용에 관한 연구들이 진행되고 있다 

(Abad, M. et al., 2013).

역분화 과정에 대한 연구가 활기를 띠면서 일본에서는 Haruko Obokata가 발표한 

STAP 세포와 같은 새로운 기술들이 각광을 받았으나 과학적 진실성의 부족으로 논문이 

철수되는 해프닝도 발생하였다. 이러한 경향들은 전 세계 각국에서 세포의 운명을 결정 

짓는 인자들과 새로운 역분화를 통한 줄기세포 개발을 위한 연구 경쟁이 치열함을 

반영하는 현상이라고 볼 수도 있을 것이다. 

또 하나의 경향은, 환자 특이적 iPS를 따로 역분화시켜 줄기세포를 제작하고 특성을 

분석하는 데에 비용과 시간이 많이 소요되는 점을 극복하기 위하여 iPS 세포은행을 

설립하는 것이다. 즉 주조직 적합성 항원(HLA)의 두 개 쌍이 동일한 공여자들 

(haploidentical donor)은 타인과의 면역 거부 반응이 일어나지 않도록 HLA를 

맞추기가 더 쉬워지므로, 이러한 공여자들로부터 iPS를 사전에 제작하여 세포은행으로 

저장해둠으로써, 필요 시 해당 세포를 골라 사용할 수 있다는 것이다. 일본의 연구진에 

의하면, 일본의 전체 유전자 변이 패턴 중 약 70%에서 사용할 수 있는 iPS를 만들기 

위해 약 50종의 haploidentical iPS를 수립하면 가능하다고 보고 있다. 
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3) 직접교차분화

전분화능 줄기세포들은 미분화 상태에서 환자에게 필요한 조직의 세포로 분화를 

유도해야 하는데, 이들 과정에서 미분화된 세포가 섞일 경우 종양을 유발할 수 있는 

위험이 포함되어 있다. 그러나 근래 줄기세포를 역분화시킬 때 전분화능 줄기세포성 

까지 도달하지 않고도 직접 유전자 조작에 의해 원하는 조직형으로 분화를 유도할 수 

있는 직접교차분화(direct conversion) 기술이 개발되었고, 특히 미국의 글래드스톤 

연구소 쉥 딩(Sheng Ding) 박사 연구진은 직접교차를 유도하기 위한 유전자 및 small 

molecule compound의 조합을 이용하여 직접교차분화의 효율을 증가시키는 연구를 

활발히 진행하면서(Efe, J. A. et al., 2011), 이후 여러 연구진들에 의해 심장 조직뿐 

아니라 신경세포, 혈액세포 등으로도 직접교차분화 할 수 있는 기술들이 개발되었다. 

이들의 교차분화 효율이 지극히 낮아, 현재로서는 환자 치료를 위해 실용화되기 

어렵지만 차후 효율을 보다 안정적으로, 보다 대량으로 유도할 수 있게 되면 이들도 

역시 차세대 줄기세포치료제 개발의 한 영역을 차지할 수 있을 것으로 보고 있다 

(<그림 2.4>).

<그림 2.4> 새로운 시도: 직접교차분화(Direct conversion) 
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4) 성체 줄기세포

성체 줄기세포(adult stem cell)는 우리 몸의 다양한 장기에 있으면서 신체가 

손상되었을 때 재생 작용을 하는 세포로서 골수, 탯줄을 포함해서 거의 모든 장기에 

존재하는 다양한 줄기세포를 통틀어 성체 줄기세포라고 한다. 성체 줄기세포는 분화될 

수 있는 세포의 범위가 비교적 정해져 있어 조직-특이적 줄기세포(tissue-specific 

stem cell)라고도 한다.

크게 보면 채취하는 장소에 따라 혈액을 만드는 조혈줄기(조혈모)세포(hematopoietic 

stem cell), 골, 연골, 지방 등의 중간엽 조직세포로 분화할 수 있는 중간엽줄기 세포 

(mesenchymal stromal cell)를 비롯하여, 신경 줄기세포, 췌담도 줄기세포, 간장 

줄기세포 등 다양한 종류가 있다. 이들의 상당수는 조직의 손상이 있을 경우 원래의 세포가 

아닌 다른 종류의 세포로도 교차분화(trans-differentiation)하는 능력이 있어 다양한 

스펙트럼의 질환에 대해 임상시험이 시도되어 왔다(<그림 2.5>). 

<그림 2.5> 성체 줄기세포의 의학적 이용 
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성체 줄기세포 중 가장 대표적으로 의학적 활용을 보이는 줄기세포는 조혈모 세포 

로서, 백혈병이나 항암 치료를 할 때, 면역 및 혈액계를 재생하기 위해 이식되는 세포 

로서 널리 알려져 있고, 1960년대 이후부터 각종 의료기술에 활용되고 있다. 또 하나의 

대표적인 성체 줄기세포는 중간엽 줄기세포(mesenchymal stem cell, mesenchymal 

stromal cell, MSC)인데 이들은 원래 골수에서 발견되어 골, 연골, 지방 등으로 

분화하는 것으로 생각되어 명명되었으나 신경, 혈관 등 다양한 조직의 세포로 분화할 

수 있는 가능성이 제시되어 왔다. 특히, 이들은 조직 손상 부위에서 염증을 제한하고 

조직안의 원래 있던 내인성 줄기세포(endogenous stem cell)의 재생을 촉진하면서 

혈관 재생을 촉진함으로써 조직의 재생을 돕기 위한 환경을 형성하는 측분비 기능 

(paracrine function)이 있는 것으로 알려져 있다(<그림 2.6>). 이러한 특성으로 

인하여 최근 상업화된 줄기세포들의 대부분을 차지하며, 세포를 얻는 조직의 기원은 

골수, 제대혈, 지방조직 등 다양하지만 거의 대부분 유사한 생물학적 특성을 이용하여 

다양한 종류의 질환에 응용되고 있다(<그림 2.7>).

<그림 2.6> 중간엽 줄기세포(MSC)의 생물학적 기능
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<그림 2.7> 문헌으로 고찰한 MSC의 임상 응용 현황

자료: Zhang, Z. Y. et al., The potential of human fetal mesenchymal stem cells for off-the-shelf bone tissue 

engineering application, 2012

5) 내인성 줄기세포의 활성화를 통한 줄기세포 미세 환경 조절

지금까지의 줄기세포들은 직접 주입되어 조직의 재생을 나타내는 것이 주된 역할 

이었지만 최근에는 손상된 조직의 재생을 보다 활발하게 돕기 위한 줄기세포 미세 

환경을 조절하는 기술이 개발되고 있다. 특히 외부적 줄기세포 주입 없이도 내인성 

줄기세포 자체의 재생, 증식능을 조절하는 미세 환경에 대한 조절을 통하여 새로운 

치료 타겟을 설정하는 연구들이 진행되고 있다(Morrison, S. J. & Scadden, D. T., 2014). 

이러한 연구는 신체 내의 각 조직에 내인성 줄기세포를 가지고 있으나 이들이 

활성화되지 못하는 것이 문제이므로 이들 줄기세포를 다시 활성화(wake-up stem 

cell)함으로써 조직 스스로 재생 회복력을 가질 수 있게 도와주는 기술이다(<그림 

2.8>). 현재 세계적으로 줄기세포 미세 환경의 특성과 이들이 활성화되기 위한 조건에 

관여되는 연구가 활발히 진행되고 있으며 특히, 이들은 기존의 줄기세포 위주의 치료 

접근과 달리 생체내의 회로를 자극하기 위한 다양한 종류의 치료제(단백질, 화학 

화합물, 유전자 miRNA, exosome 등)로의 접근이 가능할 수 있다. 특히, 최근 줄기 

세포를 직접 이식하지 않고도 줄기세포의 성분의 일부를 가진 엑소좀(exosome)을 

통해 줄기세포가 가지는 내인성 줄기세포 활성화 효과의 일부를 재현할 수 있는 

가능성이 있으므로, 이러한 접근들은, 세포치료제의 또 다른 획으로써 기존의 세포 

치료제의 효율을 더욱 높이기 위한 새로운 접근에 해당한다.
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<그림 2.8> 줄기세포 미세 환경 활성화를 통한 조직 재생

다. 줄기세포치료 연구 개발의 과제

1) 치료 효과 향상을 위한 지속적 연구 개발

지금까지 전 세계적으로 다양한 형태의 줄기세포치료제를 통한 난치병 치료 기술의 

발전이 있어 왔다. 최근 세포치료제의 효과를 검증하기 위한 임상시험이 다수 진행되어 

전 세계적으로 400여 건의 임상시험이 이루어졌다. 그 결과들을 전체적으로 볼 때 

질환군 별로 차이가 다소 존재하긴 하지만 기존의 치료를 혁신적으로 대체할 만한 

뚜렷한 임상효과보다는 경계선(borderline)적 효과가 나타나는 것이 주된 결과로 

나타났다.
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따라서 줄기세포치료제 개발이 현재 꾸준히 진행되고 있는 상황에서 그동안은 

안전성에 관한 연구와 조직 적합성 차이를 극복하는 연구들이 해결된 것으로 볼 수 

있지만, 앞으로의 관건은 임상적 치료 효과(therapeutic efficacy)가 향상된 줄기세포 

치료제가 개발되는지에 달려 있다 할 것이다. 

특히, 이러한 유효성은 안전성을 넘어 시장 진출을 위한 인허가 과정에 결정적인 

영향을 미치는 변수로서, 통계에 의하면 미국 신약 개발 시장에서의 임상 진입 후 

실패하는 요인의 88% 정도가 이러한 유효성을 충분히 입증하지 못하는 데에 기인하는 

것으로 나타났다(<그림 2.9>). 그 뿐 아니라 개발에 필요한 비용면에서도 유효성을 

입증하기 위한 연구에 전체 개발비의 40~50%가 소요되는 것으로 나타나, 무엇보다도 

중요한 줄기세포치료제의 성공 여부를 가름할 중요한 변수가 될 것으로 보인다. 

<그림 2.9> 유효성 검증의 경제적 의미(신약 개발 과정 중 가장 큰 실패 요인)

자료: Cook, D. et al., Lessons learned from the fate of AstraZeneca's drug pipeline: a five-dimensional 

framework, 2014

2) 국민의 건강권과 국가적 바이오산업 촉진의 조화로운 발전

줄기세포치료제가 현대 첨단의학과 바이오산업의 핵심적 콘텐츠에 해당하는 만큼 

이들을 통한 사회 경제적 효과를 창출하는 것은 중요한 이슈가 되고 있다. 반면, 이들의 
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상용화의 효율을 증진시키기 위한 정책적 탄력성을 추구하는 과정에서 유효성에 대한 

검증이 충분히 이루어지지 않을 경우 국민의 경제적 이익과 건강권이 침해되는 결과가 

초래될 수 있어 양자 간의 조화로운 균형이 필요한 상황이다. 현재 각 국가별로 신약에 

대한 검증 체계를 수립하는 일과 수요자들의 신약에 대한 접근권(accessibility)을 

접맥시키기 위한 다양한 정책적 탄력성과 제도들이 시도되고 있는 상황이다.

3) 임상시험의 요건에 대한 탄력적 운용

전통적으로 임상시험은 3단계로 나뉜다. 제품의 임상시험이 승인된 후 1차적으로 

초기적 안전성과 약리학적 개념을 검증하는 임상 1∼2상 시험이 이루어져 소수의 

대상에 대한 예비적 임상시험 역할을 수행하게 된다. 또한 이러한 과정은 연구 과정의 

일부로 ‘연구자 임상’의 형태로 진행되기도 한다. 그러나 이들이 최종적으로 유효성을 

판명받기 위해서는 보다 큰 규모의 환자군에 대한 시험에서 통계학적으로 유의한 효과를 

입증할 수 있어야 하며 장기적인 차원의 부작용 등을 모니터링 할 수 있어야 한다. 

이러한 측면의 연구는 임상 3상 시험에서 이루어지게 되는데 이 과정을 통과하게 되면 

시판허가가 이루어져 상용화에 이르게 된다(<그림 2.10>). 문제는 임상 1, 2상에 비해 

임상 3상 시험은 훨씬 많은 비용과 시간이 소요되어 이들을 모두 충족하다 보면 죽음의 

계곡(death valley)이라고 불리는, 개발의 지연과 장기적 적체 현상이 발생하게 된다. 

따라서 개발 촉진과 검증의 두 가지 기준이 가장 첨예하게 부딪치는 분야가 바로 임상 

3상 시험의 영역에서 있게 되며 탄력적 적용의 거의 모든 부분은 임상 3상에 대한 

기준의 문제를 어떻게 설정하느냐의 문제로 귀착되고 있다. 일본의 경우 2014년 

재생의료를 촉진하기 위한 관계 법령을 제정하여 보다 활발한 재생의료의 개발 및 

임상 검증 과정을 촉진하기 위한 제도가 실행되고 있으며 이로 인하여 관련 연구 

개발이 대량 활성화되고 있다. 미국이나 유럽의 경우도 기존의 약사법에 따른 신약 

검증 체계는 유지하지만 기존의 화학 물질 중심의 심사 검증 체계와 달리 바이오 

의약품의 특성에 맞는 심사 체계를 운용하기 위한 제도적 개선을 지속적으로 추진하고 

있다. 우리나라의 경우도 2019년도 첨단재생의료촉진법을 제정하여 보다 탄력적인 

검증 체계를 운영하고 임상시험 진입을 활성화하기 위한 제도를 시작함에 따라 이에 

따른 개발의 효율이 향상될 전망이다. 
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<그림 2.10> 임상시험의 단계와 국가의 역할

그러나 이러한 탄력적 정책과 동시에 국가가 본연의 임무로 부여 받은 바 헌법 

제36조에 명시된 바와 같이 “모든 국민은 보건에 관하여 국가의 보호를 받는다”는 

전제가 지켜지기 위한 합리적 방안이 필요한 상황이다. 

4) 한국적 상황의 특수성에 따른 제도 정착과 첨단 과학 문화 수립

지난 10여 년간 한국은 세계 어떤 나라보다도 줄기세포치료에 대한 국민적 관심과 

토의가 뜨거웠던 나라에 해당한다. 배아복제에 관한 이슈로부터 시작해서 전 세계에서 

가장 먼저 줄기세포치료제 4종을 국가에서 시판 허가를 낸 나라에 해당하고, 현재도 

줄기세포치료제 개발을 위한 임상시험에서 미국과 중국에 이어 전 세계 2∼3위를 

차지할 정도로 활발한 임상시험이 이루어지고 있어 개발에 대한 동력이 매우 높다는 

것을 인지할 수 있다(<그림 2.11>). 

그러나 이러한 개발 동력 이외에도 줄기세포에 대한 사회적 수요도 매우 높아 

안전성, 유효성에 대한 검증을 거치기도 전에 무허가 시술 또는 해외 원정 시술의 

사례가 높아 사회적, 국제적 우려를 자아내기도 하였다. 따라서 인허가 과정에 필요한 

기준 및 절차에서 규제 완화와 규제 합리화 사이의 합리적 절충이 요구되기도 한다. 
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<그림 2.11> 한국 줄기세포 연구의 현황(세계 2~3위의 임상시험)

자료: 차세대 줄기세포기반제제 평가 연구사업단, 줄기세포치료제 개발 및 규제동향, 2015; Elsevir, Stem Cell Research 

Trends and Perspectives on the evolving international landscape, 2013
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또 하나의 한국 사회의 특성 중 하나는 전 세계 어느 나라보다도 줄기세포를 포함한 

첨단바이오산업에 대한 경제적 기대가 높아 기업 가치가 높게 산정되고 있으며, 이들은 

일시적인 금융공학적 투기의 재료가 되기도 한다는 점이다. 장기적인 체질 강화와 

경쟁력 확보가 이루어지기 전에 발생하는 이러한 바이오 열풍은 오히려 합리적 발전을 

추구하는 과정에 장애가 될 수 있다는 것이 지적되고 있다. 

이와 더불어 연구 개발 업종을 회피하는 사회적 문화와 더불어 저출산 등으로 인해 

사회적 연구 개발 동력이 급격히 떨어지고 있는 점도 우리 사회가 가지고 있는 미래 

성장 동력을 잠식할 수 있는 요인으로 꼽히고 있다. 

라. 결론

지금까지 살펴본 것과 같이 줄기세포와 재생의학은 의학 발전의 변천사에서 새로운 

패러다임으로 자리 잡고 있고 미래 의학의 주요한 콘텐츠가 될 것이다. 이를 실현하기 

위해 다양한 기술의 줄기세포 관련 기술이 급속하게 발전하고 있어 보다 진보된 

차세대형 줄기세포치료 기술이 부상될 것으로 전망된다. 

정책적으로는 이러한 첨단바이오의약품의 개발을 촉진하고 환자의 권리를 보호하기 

위한 정책적 탄력성이 필요한 상황이지만, 한국 사회의 특수성을 고려할 때 이러한 

탄력성이 오히려 과학외적 금융 열풍이나 질병 치료의 범위를 넘는 보신적 개념으로 

왜곡되지 않도록 주의하면서 재생의학의 기반을 다지는 과정이 필요할 것이다. 이러한 

과정을 통해 보다 국제적 조화를 갖춘 새로운 미래 성장 동력으로 발전하기 위한 

기반이 형성될 수 있을 것이며, 이러한 차원의 균형을 갖춘 제도적, 문화적 정착이 

필요한 상황이다. 한국 사회의 특수성에 대한 성찰을 통해, 국제적 조화를 갖춘 새로운 

미래 성장 동력으로 발전하기 위한 제도적, 문화적 정착이 필요한 상황이다. 
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2. 심혈관계 및 뇌신경계 세포치료 개발 연구 현황

가. 심혈관계 세포치료 개발 현황 

최근 수십 년 동안 많은 연구에서 세포치료 요법이 심장 질환의 예방 및 손상된 

심장과 혈관을 재생하여 심장 기능을 향상시킬 수 있는 치료법으로 사용될 수 있음을 

보고하였다(Segers & Lee, 2008; Mirzaei et al., 2016; Mohammadi et al., 2016). 

심근경색 줄기세포치료제로 개발된 하티셀그램-에이엠아이가 2011년에 세계 최초로 

승인되었는데, 줄기세포를 관상 동맥으로 주입하는 방식의 국내 환자 대상 임상연구 

결과 세포치료제 투여 6개월 후 좌심실 구혈율이 약 5.9% 개선되었다. 이는 대조군에 

비하여 통계적 의미를 갖는 개선 효과였으나 기대치에는 미치지 못한 결과이다. 현재 

개발된 치료제의 한계를 극복하고 손상된 심장 및 혈관을 재생하여 심장 기능을 

향상시킬 수 있는 세포치료제의 상용화를 위해 세포 및 질환 동물 모델을 이용한 

작용기전의 규명 연구 및 효능 연구, 최적의 줄기세포 종류, 이식 방법 및 이식 시기 

등 다양한 연구가 진행되고 있다. 

1) 심혈관계 질환의 병리-생리학

심장은 배아 발달 최초에 생성되는 기관의 하나로 심장 전구 세포들 사이에 적절한 

상관 관계가 필요하다(Itoh et al., 2016). 또한 심장은 심장 섬유아세포, 내피 

세포, 평활근세포 및 심장 박동기세포를 포함한 다양한 세포 유형으로 구성되며 

이런 세포는 기능성 심장의 구조적, 생화학적, 기계적 및 전기적 활성에 관여한다 

(Xin et al., 2013). 따라서 다양한 유래의 줄기세포를 이용한 심장 발생연구와 

심혈관계 질환에 대한 기초과학 연구는 생물학적 표적 연구와 함께 치료기술 

개발에 중요한 기반이 될 것이다. 
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2) 심혈관계 줄기세포 특성 및 연구 현황

가) 배아 줄기세포(embryonic stem cell)

배아 줄기세포는 배반포 단계 배아의 내세포집단(inner cell mass)에서 유래한 

불멸의 다능성 세포로 심근 세포와 같은 신체의 모든 세포 유형으로 분화할 수 있다. 

자발적인 박동 활동을 보여주는 심근세포로의 분화가 이미 보고되었으며(Sartiani et 

al, 2007), NK2 homeobox 5(Nkx2.5) 등과 같은 심근 세포-특이 전사인자가 

발현되었으며(Xu et al, 2002), 심근경색증 동물 모델에 이식된 배아 줄기세포-유래 

심근 세포가 새로운 심근 조직을 생성하여 심장 기능을 개선시켰다(Cai et al, 2007). 

그러나 임상 적용을 위해서는 이식 거부 반응 예방을 위해 사용되는 면역 억제제, 종양 

형성 유발 가능성, 그리고 배아유래 세포를 얻는 과정에서 제기되는 윤리적, 정치적 

문제 등을 해결해야 한다. 

나) 유도만능 줄기세포(induced Pluripotent Stem cell)

인간 유도만능 줄기세포로부터 심장 분화를 위한 다양한 프로토콜이 개발되었으나, 

분화된 심근세포의 기능적 특성이 미성숙하다는 문제점이 제기되었다(Barbuti A, 

2016). 이러한 미성숙 심근세포는 동물 모델 연구에서 심기능 개선 효과를 보였으나, 

기존 심장 조직 세포와의 기능적 연결성이 불완전할 수 있고, 세포 제조 및 분화 

과정에서의 유전적 불안전성과 면역 거부 반응 등의 우려가 제기되고 있다. 따라서 

인간 유도만능 줄기세포를 이용한 심장 재생을 위해, 면역 관용성이 뛰어난 세포주 

개발과, 발생 단계를 모방하는 분화 기법 개발 등 다양한 연구가 진행되고 있다.

다) 성체 줄기세포

성체 줄기세포는 골격근 모세포, 골수유래 줄기세포(조혈 줄기세포, 중간엽 줄기 

세포, 내피 줄기세포) 및 심장 줄기세포를 포함하는 치료제로 이용 가능한 줄기세포 

이다. 혈관 질환 환자 대상의 줄기세포 임상연구는 성체 줄기세포가 주를 이루며, 17개 

연구들 중, 7개 연구에서 통계적으로 유효한 치료 효과를 보였으며, 나머지 10개의 

연구 결과는 치료 효과가 없거나 개선의 경향만을 보여, 전임상연구에서와 같은 치료 

효과를 얻지 못하였다(Yu, H. et al., 2017). 이에 다양한 약물, 물리적 자극, 신소재 

물질 등을 활용하여 줄기세포의 안전성과 배양의 용이성을 향상시키고, 심근분화 

효율을 높이기 위한 연구가 꾸준히 진행되고 있다.
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라) 제대혈 줄기세포

제대혈은 조혈 및 중간엽 줄기세포를 모두 함유하는 세포로(Erices et al, 2000), 

수집이 용이하고 우수한 다능성을 가지고 있으며, 시험관내 및 생체심근조직 내에서 

심근 세포와 혈관내피세포 등으로 분화 될 수 있다. 심근경색증 동물 모델에서 제대혈 

줄기세포가 경색 크기를 감소시켰고, 심기능의 회복을 유도하였다(Kim et al., 2005; 

Hirata et al., 2005).

3) 심혈관질환 줄기세포치료 국내외 임상연구 동향 

심근경색증에 대한 전임상 및 임상연구에서는 성체 중간엽 줄기세포가 대부분 

이용되고 있다. 심근경색증에 대한 줄기세포치료제로 세계최초로 승인된 하티셀그램 

-AMI(파미셀, 한국)은 임상연구의 대상 환자 수가 비교적 적었고, 심장 박출률 개선 

정도가 전임상연구 결과보다 기대에 미치지 못하였다. 영국 Royal Brompton 병원 

(Imperial College London)은 세포치료제 하트셀(Heartcel, Celixir 생산 제품) 

이식으로 심부전 환자의 심근 손상이 평균 40% 감소하였고 현재 500명 환자 대상의 

글로벌 임상시험을 진행 중이라고 보고하였다. 이는 심근의 상흔을 다시 정상으로 

되돌릴 수 있다는 것을 보여준 첫 번째 사례이다. 

전술한 바와 같이 줄기세포 기반의 심혈관 질환 세포치료는 손상된 심장 및 혈관을 

재생하여 기능을 향상시킬 수 있어, 이의 상용화를 위해 다양한 연구가 진행되고 

있으나 1) 줄기세포의 낮은 추출 수율, 2) 충분한 치료 효과를 위해 필요한 줄기세포의 

양적 한계성, 3) 줄기세포의 배양 과정에서 파생되는 세포성 노화 및 기능 저하 우려, 

4) 이식 부위에 생착하지 못하고 대부분이 소실되는 문제점은 여전히 남아있다. 이를 

극복하기 위한 연구로 국내 연구팀은 돼지 심근경색 모델에 카테타를 이용한 줄기세포 

심내막 이식을 성공하여, 임상 진입을 위한 프로토콜을 확립하였다(Kim MC, 2017).  

또한 심장 조직 병변의 미세환경에서의 염증제어 및 심근 분화 기전 규명,  심근 분화 

유도제를 개발,  줄기세포 패치를 이용한 치료법,  천연물을 이용한 기능강화 줄기세포 

개발 등 임상 진입의 활용 기반을 마련하였다(Kang, H. J., 2015; Jeong,  H. Y., 2015; 

Kim, Y. S., 2016; Kim, M. C., 2017; Cho, D. I., 2019; Park, S. J., 2019). 효과적인 

세포치료제 실용화를 위해서는 전임상과 임상 연구자,  기업과의 공동 연구를 통해 

임상 적용을 위한 가이드라인과 데이터베이스를 구축하는 것이 중요하며 이를 

뒷받침해 줄 국가적 정책 마련이 필요하다. 
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나. 뇌신경계 세포치료 개발 현황

줄기세포를 이용한 세포치료는 특별한 치료법이 없는 난치성 중추신경계 질환을 

대상으로 관심과 연구가 활발히 진행되고 있다. 신경 줄기세포(neural stem cells, 

NSCs)는 미분화된 상태로 계속 세포 증식하는 자가갱신(self-renew)을 보이고 신경계를 

이루는 신경원세포(neuron), 희소돌기아교세포(oligodendrocyte) 및 별아교세포 

(astrocyte)로 분화하는 분화의 다능성을 보이는 세포로 정의한다. 한 번 손상되면 

재생되지 않는 것으로 알려져 있는 인간을 포함한 포유류의 중추신경계에도 NSCs가 

존재하고 뇌의 특정 부위에서 NSCs는 일생을 통하여 증식 분화하여 새로운 신경원 

및 교세포를 생성한다. 인간 NSCs는 재태기간 8∼20주 태아의 뇌조직 혹은 성인의 

뇌실하층 및 해마 부위 조직에서 배양되며, 배아 줄기세포(embryonic stem cells) 혹은 

유도 전분화능줄기세포(induced pluripotent stem cells, iPSCs)에서도 배양된다.

1) 신경 줄기세포의 특성과 연구 현황 

 연구 초기에는 신경 조직유래 성체 NSCs을 이용하여 많은 전임상 및 임상연구가 

진행되었으나 특이 신경원세포로의 분화 능력과 대량 생산이 제한적이다. 그러나 

전분화능 줄기세포유래 NSCs는 보다 미성숙한 세포로서 시간적/공간적으로 특이 

신경 발달 단계의 신경세포로 분화 유도를 제어 조절할 수 있고 이론적으로는 무한정 

증식이 가능한 장점이 있으나, 실제로 대량 생산 여부는 제한적이다. NSCs를 퇴행성 

신경계 질환 모델 동물의 중추신경계에 이식하면 이식세포는 숙주 신경계 내에서 생착, 

생존 및 광범위하게 이주하며, 미세 환경 신호 혹은 질환 특이적인 신호에 반응하여 

적절한 신경세포로 분화되어 손상된 신경세포를 대체하고 신경회로의 재생을 

유도한다. 또한 NSCs를 질환 특이적인 신경원/신경교세포 혹은 전구세포로 분화 

유도한 후 숙주신경계에 이식하면 손상된 신경세포를 보다 효율적/특이적으로 재생할 

수 있고 숙주신경계에 통합되어 신경 접합을 형성하고 신경 전달 물질을 분비하여 

신경 기능의 호전을 보인다. 또한 이식세포는 신경 손상 부위로 이주하거나 전체 

신경축에 걸쳐 광범위하게 이주하여 손상/결함을 보이는 신경세포, 효소, 다양한 

신경영양인자 및 신경전달물질, 수초(myelin), 세포외기질(extracellular matrix, ECM), 
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세포부착분자(cell adhesion molecules) 등을 제공하고, 그 외 이식세포는 혈관생성 

촉진인자, 항염증 싸이토카인 및 면역제어물질 등을 분비하여 신경 재생을 촉진시킨다. 

그러나 중추신경계는 매우 다양한 종류의 신경세포로 구성되어 있고 수많은 신경 

세포가 서로 연결되어 있으며, 3차원적인 신경 접합 구조로 형성되어 줄기세포 기반 

세포치료를 통한 정밀한 구조적 신경 재생 유도가 쉽지 않은 기관이다. 따라서 많은 

연구에서 전분화능 줄기세포 혹은 태아 및 성체조직유래 NSCs를 이식한 경우 세포의 

생착, 생존 및 통합이 불량하고 특이 신경세포로의 분화가 잘 안 되거나 주로 

신경교세포로 분화하며 해부학적/기능적으로 정밀한 신경연결망 형성도 이루어지지 

않아 현재로는 신경 재생 효과가 제한적이다(Goldman, S. A., 2016; Desgres, M. 및 

Menasche, P., 2019).

2) 뇌신경계 세포치료 연구 현황

가) 신생아 저산소성 허혈성 뇌 손상(neonatal hypoxic-ischemic brain injury)에서 

세포 및 세포-유전자치료

신생아 저산소성 허혈성 뇌 손상 모델에서 인간 태아 뇌 조직유래 NSCs를 이식한 

경우, 이식세포는 뇌 손상 부위에 생착, 이주 및 분화, 신경전달물질의 발현, 신경 접합 

형성, 신경 기능의 호전을 보였으며 비정상적인 신경 행동이나 뇌종양 형성 등의 

부작용은 관찰되지 않았다. 국내 연세대학교 연구진들은 41례의 중증 저산소성 허혈성 

뇌 손상 신생아에서 동종 NSCs를 이식하는 임상시험을 진행하여 안전하고 적용 

가능한 세포치료법임을 확인하였고 일부 환자에서 세포이식 후 뇌경색증이 유의하게 

감소하고 신경학적 기능 호전이 관찰되었다(Park, K. I. et al., 2013; Shin, J. E. et 

al., 2019).

저산소성 허혈성 뇌 손상에 치료적 유효성이 향상된 기능성 인간 NSCs 기반 

세포치료법 개발을 요약하면, (1) 신경 발달 관련 전사인자인 NEUROG2를 바이러스 

벡터를 사용하여 NSCs에 과발현시켜 뇌 손상 모델에 이식한 결과, 이식세포는 주로 

흥분성 신경세포로 분화하고 다양한 신경영양인자들을 활발히 분비하여 뇌 손상 

부위의 병리적 미세 환경을 변화시켜 신경세포의 생존 및 신경 가소성을 현저히 

증가시키고 신경 기능 회복이 크게 촉진되었다. (2) 대표적인 항염증 싸이토카인인 
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interleukin-10(IL-10) 발현 인간 NSCs를 뇌 손상 부위에 이식한 경우, 강화된 

항염증/면역 조절 기능, 신경 보호 및 혈관 생성 작용 등 다양한 기전으로 신경 재생 

및 복구를 유발하여 향후 인간 NSCs 기반 세포-유전자 치료 적용 시 치료적 유효성을 

크게 향상시킬 것으로 기대된다(Desgres, M. & Menasche, P., 2019; Yasuhara, T. 

et al., 2019).

나) 신경교세포 및 수초장애질환(glial and Myelin disorders)

성인에서의 다발성 경화증(multiple sclerosis) 및 뇌 백질 뇌졸중, 미숙아에서 

뇌성마비의 원인이 되는 뇌실주위백질연하증(periventricular leukomalacia), 유전성/ 

대사성 뇌 백질 형성장애증(leukodystrophy) 등이 본 질환 범주에 속하는데, 주로 

희소돌기아교세포 및 별아교세포로 분화하는 신경교전구세포(glial progenitor cells)를 

이식하는 연구가 진행되고 있으나 임상 적용이 가능한 결과는 보고되지 않았다(Goldman 

S. A., 2016; Desgres, M. & Menasche, P., 2019).

다) 만성 퇴행성 신경계 질환 

만성 퇴행성 신경계 질환 중 파킨슨병은 주로 흑질선조체(nigrostriatal) 도파민 신경 

세포의 손상이 일어나는 질환이다. 초기에는 태아 뇌조직 신경세포를 이식하였지만 

임상 결과가 일정하지 않고 합병증이 발생하여 최근에는 파킨슨병에서 전분화능 

줄기세포유래 중뇌 도파민 신경세포를 이식하는 연구가 진행되고 있다. 동물 실험에서 

좋은 결과를 보여 현재 일부 파킨슨병 환자를 대상으로 임상시험이 진행되고 있지만 

향후 이식세포가 생체 내에서 정상 도파민 신경세포의 신경 회로 연결망을 형성하고 

면역 거부 반응이 없으며 장기적으로 안전성 및 유효성 측면에서 우수한 세포치료 

효과 여부에 대한 평가가 필요하다. 

다발성으로 광범위한 부위에 뇌 신경 손상을 보이는 알츠하이머병 모델에서 태아 

뇌유래 NSCs를 이식한 결과, amyloid-β 42(Aβ-42), hyperphosphorylated tau, 

BACE1, 미세아교세포(microglia)/별아교세포의 증식, 신경세포 사멸, 미세아교세포의 

불활성화로 인한 항염증인자 발현 수준이 모두 감소하였고 시냅스 및 공간 기억 

능력은 증가함을 보여 향후 줄기세포 이용 세포치료 및 세포-유전자치료 가능성을 

보였다(Desgres, M. & Menasche, P., 2019). 
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라) 뇌전증, 척수 손상

항 뇌전증 약물(antiepileptic drug) 치료에 반응하지 않는 난치성 뇌전증 모델에서 

발달 단계의 태아 뇌 내측신경절융기(medial ganglionic eminence) 유래 γ-aminobutyric 

acid(GABA) 신경전달물질을 발현하는 가바성(GABAergic) 신경세포를 해마 부위에 

이식할 경우, 이식세포는 생착/이주하고 가바성 신경원세포로 분화하며 뇌전증 발작을 

효과적으로 감소시켰다. 최근에는 전분화능 줄기세포에서 가바성 신경세포로 대량 

분화 유도하여 뇌 이식한 경우 뇌전증 발작 감소 및 신경 기능의 호전이 보고되어, 향후 

약물 및 수술적 치료에 반응하지 않는 난치성 뇌전증 환자에 세포치료 적용 가능성이 

제시되었다. 

사고성 척수 손상은 사지 혹은 하지마비, 인공호흡기 의존 호흡, 운동, 감각, 자율 

신경계 등 거의 모든 신체 기능 장애를 유발하나, 현재로는 특별한 치료법이 없는 

난치성 질환인데, 척수 손상 시 상행/하행 신경축삭돌기 및 척수신경세포 손상, 염증 

반응, 신경 반흔 형성 및 탈수초화 등의 복합 병리 현상이 발생한다. 척수 손상 모델에 

인간 태아 유래 NSCs를 이식하여 생착, 이주, 분화 및 수초화 유도를 확인하였고 

이식된 신경세포가 신경돌기 형성 및 신경 접합을 형성하여 운동 기능 호전 및 신경성 

통증의 감소가 보고되었으며 실제 척수 손상 환자에 이식한 경우 특별한 부작용 

발생은 없었고 약간의 신경 기능 호전이 관찰되었다. 또한 신경영양인자 과발현 

NSCs를 척수 손상 모델에 이식한 경우 NSCs만 이식한 대조군에 비해 이식세포의 

분화, 신경돌기 가소성 및 수초화가 촉진되고 신경 보호 효과가 우수하며 신경교질 

반흔이 감소하여 신경 기능이 크게 호전되었다. 전분화능 줄기세포 유래 전구세포를 

척수 손상 환자에 이식한 경우에도 약간의 운동 기능 호전이 보고되었고 현재 몇몇 

임상연구가 진행되고 있다. 그러나 척수 손상 자체가 매우 복합적인 조직 손상을 보여 

향후 줄기세포와 함께 신경영양인자, 고분자 및 나노화합물 scaffold, 바탕질(matrix) 

분해 효소, 자성나노입자 등을 복합적으로 사용하는 치료법 개발이 연구되고 있다 

(Teng, Y. D. et al., 2002).

마) 뇌졸중 치료

허혈성 뇌졸중 환자를 대상으로 하는 세포치료는 이른 시기부터 시도되었던 영역 

으로 안전성에 대한 긍정적인 보고에도 불구하고 효과를 보고하는 연구는 아직까지 
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부족하다. 한편 최근 연구에 따르면 치료 목적으로 주입된 MSC의 효과적인 생착을 

위해서는 세포의 양, 시기, 경로에 최적화된 프로토콜이 필요함을 암시하고 있다. 이와 

같은 난점을 극복하기 위해 엄격한 연구 설계의 필요성이 다시 한 번 강조된다 

(Borlongan, C. V., 2019). 

3) 뇌신경계 세포치료 개발 관련 문제점과 전망

유도 전분화능 줄기세포 이용 세포치료는 자가 체세포를 이용하여 개인 맞춤형 

치료가 가능하나 리프로그래밍 관련 돌연변이가 발생할 수 있고 치료용 세포의 특성과 

기능 변화가 심하여 동질의 기능성 세포 생산이 힘들며 세포 생산에 장기간, 고비용이 

소요되어 급성 질환에서는 사용하기가 어렵다는 한계점을 보인다. 따라서 최근에는 

동종 전분화능 줄기세포를 이용한 세포치료제 개발이 진행되고 있으며 실제 동물 및 

임상연구도 시도 중에 있으나 면역 거부 반응 문제를 해결해야 하는 한계점이 있다. 

또한 체세포에서 직접 리프로그래밍을 유도하여 특이 신경원세포, 희소돌기아교세포, 

신경교전구세포로 분화 유도하여 자가 세포치료에 적용하는 시도도 진행되고 있으나 

실제 기능성 세포치료 가능성 여부는 더 연구가 필요하다(Goldman S. A., 2016;  

Desgres, M. & Menasche, P., 2019).

신경계 질환에서 성공적인 세포치료제 개발을 위해서는 (1) 인체 이식 후 손상된 

특이 신경세포를 효과적으로 대체·재생하고 신경계에 적절히 통합되어 생리적인 신경 

연결망 복구를 이루는 동질의 기능성 세포를 대량 생산 및 배달이 가능하여야 하고 

(2) 세포치료가 가능한 표현형을 보이는 적합한 대상 질환과 세포치료가 도움이 되는 

적절한 환자의 선택이 중요하다. 따라서 전통적인 무작위 대조군 임상연구보다는 세포 

치료에 반응군과 비 반응군의 빅데이터 분석을 통한 임상연구 결과 예측 프로그램 

도입과 분석이 필요하며, 세포치료뿐만 아니라 세포-유전자치료, 세포유래 secretome 

치료 등 융복합 연구를 통한 재생치료 개발이 이루어져야 한다. 
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III 세포치료제 개발과 시판 

1. 세포치료제의 개발과 시판 관련 이슈

가. 세포치료술 및 세포치료제 개발 현황

1) 세포치료술의 개발 현황: 정형외과 분야의 예를 중심으로

정형외과계 분야에서 최근 가장 많은 관심 하에 개발이 집중되고 있는 세포치료 

분야는 ‘줄기세포를 이용한 재생치료’ 분야이다. 줄기세포는 그 다양한 재생능력 

(再生能力, regenerative potential)으로 인하여 신경계 및 심혈관계를 비롯한 다양한 

난치성 질환(難治性疾患, intractable disease)에서 임상적 이용이 시도되고 있다. 

정형외과 영역에서는 주로 재생이 어려운 관절연골(關節 軟骨, articular cartilage) 

조직에 대한 재생치료로서 가장 많은 연구가 진행되어 왔고(Hildner, F. et al., 2010; 

Koh, Y. G., & Choi, Y. J., 2012), 이를 이용한 다양한 치료법이 시도되고 있으며 

(Hurley, E. T. et al., 2018; Park, Y. B. et al., 2018), 2012년에는 줄기세포 기반의 

관절염 연골재생 치료제인 메디포스트㈜ 회사의 카티스템(Cartistem)의 임상시험이 

성공적인 결과를 얻으면서 세계 최초로 대한민국에서 신약으로 승인을 얻어, 2019년 

현재까지 약 9천여 명의 환자들에게 적용되고 있다고 파악되고 있다.

나. 세포치료제 개발 관련 이슈(1): 세포치료술(세포치료법)과 세포치료제의 구분 및 이의  

 중요성

난치 질환에 대한 세포치료술(혹은 세포치료법. 이하 세포치료술로 지칭) 및 세포 

치료제 개발 현황에 있어서 정형외과계에서는 이미 많은 실제적 임상적 사용이 이미 
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이루어지고 있으며(Yang, S. E. et al., 2003; Filardo, G. et al., 2013), 이에 따른 

다양한 관련 이슈가 종종 사회적으로 문제가 되기도 하였다. ‘세포치료술’이라 하면, 

‘신약’으로 분류되는 ‘세포치료제’와 구별되는 개념으로서 환자 자신(혹은 다른 사람) 

으로부터 유래된 조직으로부터 최소한의 조작만을 통하여 얻어진 세포를 이용하여 

의사의 책임 하에 환자에게 투여되어 생체 내에서 자연 치유가 되지 않는 조직에 대한 

재생치료를 유도하는 ‘치료술(medical procedure)’을 지칭한다. 이와 달리 ‘세포 

치료제’라 하면, ‘신약’으로 분류되는 개념으로서, 환자 자신으로부터 유래된 세포 

(자가세포) 혹은 다른 사람의 조직 등에서 분리한 세포(동종세포)를 이용하여 분리, 

배양, 증식 등의 과정을 거쳐 주요 성분이 되는 세포들을 확보하고 이러한 방법이나 

시설 등에 대하여 식약처 등 규제 관리 기관의 엄정한 심의를 통과한 후에 장기간이 

소요되는 1~3단계의 정식 임상시험을 통한 검증 절차를 거친 후에야 비로소 환자에게 

치료적인 목적으로 투여할 수 있게 되는‘치료제(medicinal product)’를 지칭한다.  

이 두 가지 용어의 구분은 매우 중요하다. ‘세포치료제’로 분류되는 세포 성분 제재를 

‘세포치료술’로 오인하여 환자에게 투여하는 경우에는 ‘의료법’ 및 ‘약사법’ 위반으로 

형사 처벌의 대상이 될 수 있고 투여 받은 환자의 안전에 큰 위해가 될 수 있기 

때문이며 ‘세포치료술’의 경우에는 해당 의사의 재량 하에 환자에게 투여할 수 있는 

‘약사법 예외조항’의 적용을 받게 되나, 이러한 ‘치료술’의 안전성에 관한 책임은 해당 

의사에게 있으며, 또한 안전성에 문제가 발생하지 않더라도 이러한 아직 유효성이 

확립되지 않은 ‘세포치료술’의 경우에는 환자에게 치료비를 청구하는 것은 불법인 바 

이에 대한 명확한 구별 및 이러한 치료술의 시행에 따른 정부 차원의 관리가 국민의 

안전 및 건강권 보호를 위하여 꼭 필요하다. ‘세포치료술’의 경우도 ‘세포치료제’의 

경우와 마찬가지로 안전성, 유효성이 확립되기 전까지는 ‘임상연구(대개 신약이나 

세포치료제의 개발 시에 규제 당국의 감독 하에 엄격하게 적용되는 ‘임상시험’과 구별 

되는 용어로서 ‘임상연구’라는 용어가 사용됨)’라는 기준 하에 ‘시험적으로’ 환자에게 

투여되는 것이라는 점을 명확히 인지하고 적용되도록 하는 것이 매우 중요하다 하겠다.  

 특히, 2019년 8월 제정된 ‘첨단재생의료 및 첨단바이오의약품 안전 및 지원에 관한 

법률’에서도 ‘세포치료술’의 개발 부분은 ‘첨단재생의료’로서 다루어지고 ‘세포치료제’의 

개발 부분은 ‘첨단바이오의약품’으로서 다루어지기 때문에 이러한 구분은 더욱 중요 
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하다. ‘세포치료술’의 경우, 대개의 경우 환자 자신으로부터 유래된 ‘세포농축액’을 

사용하게 되고 ‘세포치료제’의 경우는 환자 본인 혹은 타인의 조직으로부터 유래된 

세포를 이용하며, 대개의 경우 세포 증식을 통한 세포 수 증가 후 사용하게 되어, ‘최소 

조작을 통한 세포농축액’이 아닌 경우, ‘세포치료제’로서 첨단바이오의약품으로서의 

규제와 관리를 통한 안전 및 지원의 적용을 받게 되기 때문에 이 둘을 구분하는 것은 

아무리 강조해도 지나치지 않다. 하지만, 현재 세계적으로 선진국에서 관리하고 있는 

구분과 비교하여 아직 대한민국의 규정은 급속히 발전하고 있는 세포치료 분야에 

걸맞게 규정되지 못하고 있어 ‘최소 조작을 통한 세포농축액’으로 인정하는 범위에 

관한 명확하고 합리적인 정의의 확립에 대하여 시급한 대책이 필요하다. 이에 대하여는 

아래에 줄기세포 분야에서 ‘세포치료의 종류-세포농축액과 세포치료제’ 부분에서 더 

상세히 기술하고자 한다.  

 다. 세포치료제 개발 관련 이슈(2): 명칭 및 명명

1) 세포치료제의 명칭(名稱) 및 명명(命名, nomenclature) 문제

 최근 다양한 매체의 광고, 선전뿐만 아니라 국내의 다양한 임상시험 및 임상연구 

등에서 “줄기세포”의 정확한 개념 및 정의에 대한 이해 없이 무분별하게 “줄기 

세포치료”용어가 남용되는 현실에 문제점이 많아 이에 대한 정확한 이해 및 홍보가 

절실한 실정이다. 특히 앞서 ‘나. 세포치료제 개발 관련 이슈(1): 세포치료술(세포 

치료법)과 세포치료제의 구분 및 이의 중요성’ 부분에서 기술한 바와 같이, 최소 조작을 

통하여 얻어질 수 있는 세포농축액과, 그 이상의 조작을 통하여 얻어지게 되는 세포 

유래 제제 간의 구분의 필요성에 대한 인식이 점점 강조되고 있다. 가장 많은 혼동이 

이루어지고 있는 지방조직유래 세포에 대하여 살펴보면, 배양 전 단계인 기질혈관 

분획(stromal vascular fraction) 및 배양된 줄기세포(culture expanded stem cells, 

ASCs)의 정확한 특성 및 기준에 대한 논란이 있는데, International Federation for 

Adipose Therapeutics and Science(IFATS)와 International Society for Cellular 

Therapy(ISCT)의 두 국제 기관에서는 2013년도에 공동으로 지방유래 기질혈관분획 

및 지방 줄기세포의 정의에 대한 가이드라인을 별도로 제시하고 있다(<그림 3.1>). 
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<그림 3.1> 지방유래 기질혈관분획과 지방 줄기세포

*지방유래 기질혈관분획: Adipose tissue derived stromal vascular fraction, ADSVF
*지방 줄기세포: Adipose tissue derived stem cell, ASC

자료: Lee, J. I. et al., Labeling Cells Correctly as Stromal Vascular Fraction Matters, 2017

지방조직유래 기질혈관분획(ADSVF)은 지방조직에 효소 처리 등을 통하여 얻어지는 

줄기세포가 일부(대략 10% 전후) 포함된 세포농축액을 지칭하며, 지방 줄기세포(ASCs)는 

이러한 기질혈관분획의 세포 중 (1) 표준 배양 조건에서 부착성(plastic-adherent)을 

보이고, (2) CD105, CD 73, CD 90의 cell surface marker를 가지고 있고, (3) 연골 

세포, 골모세포 및 지방세포로 분화가 가능(multi-lineage differentiation)한 세포들의 

반복된 계대배양(繼代培養, culture)을 통해 획득된다고 정의하였다. 최근 국내외의 

많은 언론 매체, 그리고 학술 잡지 등에서조차도 이러한 정확한 개념 없이 “줄기세포 

치료술” 및 “줄기세포치료제”라는 용어의 구별 없이 “줄기세포치료”라는 용어가 

무분별하게 사용되고 심지어는 학술지에 문헌 보고까지 되고 있다. 최근에는 국제적인 

유수의 학술지에서도 이러한 문제점에 대한 지적 및 자정의 노력이 있으며 ‘줄기세포 

치료’의 효용성 평가를 위한 문헌 보고 시에 사용된 세포의 정확한 기술(배양 증식된 

줄기세포 제제인지, 배양하지 않고 분리하여 줄기세포를 일부 포함하는 조직유래 

세포분획(세포농축액)인지)및 명칭 사용에서의 주의가 꼭 필요함이 강조되고 있다. 
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따라서 대한민국에서도 임상시험이나 임상연구 등의 계획서나 보고서 등에서 “줄기 

세포치료”에 사용되는 제제가 ‘세포농축액’(따라서 ‘세포치료술’)인지 ‘줄기세포치료제’ 

인지를 명확히 구분하도록 하는 것이 환자의 안전 및 정확한 관리를 위하여 꼭 필요한 

시점이라 하겠다. 

2) 세포치료의 종류 - 세포농축액과 세포치료제

 세포농축액(細胞濃縮液, cell concentrate)은 환자의 조직을 채취한 후 원심분리 

(遠心分離, centrifugation) 등의 최소한의 조작(minimal manipulation)만을 시행하여 

줄기세포를 일부 포함한 세포들을 획득하는 방법으로 얻어지는 부분을 의미한다. 

대한민국 식품의약품안전처 고시 『생물학적제제 등의 품목허가 심사규정』 제2조 제14호에 

따르면 “세포치료제”의 정의는 다음과 같다. [“세포치료제”란 살아있는 자가 동종, 

이종세포를 체외에서 배양, 증식하거나 선별하는 등 물리적, 화학적, 생물학적 

방법으로 조작하여 제조하는 의약품을 말한다. 다만, 의료기관 내에서 의사가 자가 

또는 동종세포를 당해 수술이나 처치 과정에서 안전성에 문제가 없는 최소한의 

조작(생물학적 특성이 유지되는 범위 내에서의 단순 분리, 세척, 냉동, 해동 등)만을 

하는 경우는 제외한다.] 또한 식품의약품안전처에서 발간한 안내서인 『줄기세포치료제 

품질, 비임상 및 임상 평가 가이드라인』에 따르면, ‘줄기세포를 이용한 세포치료제’라 

함은 완제품의 주성분이 줄기세포인 경우나 줄기세포로부터 분화된 세포인 경우를 

포함하여 투여 시점에서의 분화 상태와 관계없이 모든 형태의 줄기세포에 적용되며, 

동 규정 제2조 제14호에 따라 의료기관 내에서 의사가 자가 또는 동종 줄기세포를 당해 

수술이나 처치 과정에서 안전성에 문제가 없는 최소한의 조작(생물학적 특성이 

유지되는 범위 내에서의 단순 분리, 세척, 냉동, 해동 등)만을 하는 경우에는 적용이 

되지 않는다고 명시되어 있다. 따라서 이러한 ‘예외조항’의 해석에 있어 대한민국이 

국제기준에 맞는 해석 및 규정 적용이 매우 시급하다고 본다. 

미국 식품의약품안전처와 유럽연합(EU)에서도 최소한의 조작으로 만들어진 

세포농축액과 계대 배양으로 만들어진 줄기세포를 구분해서 정의를 내리고 있으며, 

따라서 최소한의 조작된 세포농축액을 이용한 ‘세포치료술’로 의사의 재량으로 판단 

하에 시행하기 위한 최소 조건의 기준이 제시되었으며(<표 3.1>), 이러한 기준을 충족 

되지 못하는 경우에는 “의약품”(세포치료제)으로 간주되어 허가 및 관리 대상이 된다. 
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 <표 3.1> 세포치료제로서의 규제가 필요 없는 세포치료의 기본 조건(선진국 규정)

1. 미국(Food and Drug Administration of USA)

가. 최소한의 조작(minimally manipulated)

나. 상동 사용(相同 使用, homologous use)

다. 의료기기나 약제와 혼합 사용하지 말 것(combined with device or drug) 

라. 전신적인 효과나 살아있는 세포 대사 활동과 연관성이 없을 것(systemic effect or dependent 

upon metabolic activity of living cells for primary function)

2. 유럽연합(EU) 

가. 최소한의 조작(minimally manipulated)

나. 상동 사용(相同 使用, homologous use)

다. 의료기기와 혼합 사용하지 말 것(not combined with medical device or implantable medical 

device) 

위 표에서 보다시피 이미 선진국에서는 ‘최소한의 조작’이라는 조건 외에, ‘상동 

사용(homologous  use)’ 및 ‘의료기기나 약제와 혼합 사용 금지’가 ‘세포치료술’로서 

의사 책임 하에 환자에게 투여될 수 있는 “세포제제”의 조건으로 정의되어 있으며, 

특히 미국에서는 이에 더하여 ‘전신적인 효과가 생존세포의 대사 활동과 연관이 없어야 

한다’는 점까지 만족하여야만 환자의 안전에 대한 위해 염려 없이 의사 책임 하에 

투여할 수 있는 ‘세포치료술’에 사용되는 ‘세포치료제제(세포농축액)’로 인정되고 

있으나, 이에 비해 대한민국의 현실은 수십 년 전에 제정된 규정인 ‘최소한의 조작’ 

이라는 단순한 규정만을 가지고 있어 국민의 안전 및 적절한 치료술 개발에 큰 지장이 

되고 있으며 수많은 검증되지 않은 ‘세포치료술’이 시험적으로 만연되는 현실이 

방치되고 있어 안타까운 현실인 바 이에 대한 대책이 시급하다. ‘최소한의 조작’이라는 

정의도 미국식품의약품안전처(USFDA)에서 최근 발간한 가이드라인에서는 조직에 

‘효소 처리’를 한 경우는 ‘최소한의 조작’ 이상으로 판단된다고 명시하여 환자의 안전을 

우선적으로 고려하고 있으나 아직 대한민국에서는 이러한 ‘효소 처리’마저도 ‘최소 

조작’으로 인정해 주고 있는데, 이에 대한 정의의 수정도 매우 시급하다 하겠다. 특히 

‘상동 사용(homologous use)’은 세포치료에 있어 환자의 안전을 위하여 매우 중요한 

개념이자, 비교적 최근에 강조되고 있는 개념으로서 예를 들면, ‘피하지방’에서 유래된 
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세포는 인체 내 다른 부분의 ‘피하지방’ 부위에는 의사의 재량 하에 사용할 수 있지만 

다른 조직(예를 들면 심장, 관절, 뇌 조직, 혈액 내 등)에 투여되는 경우는 그리할 수 

없다는 개념이며, 이는 환자 자신으로부터 유래된 세포이고 최소 조작으로 분리, 

획득된 세포라 하더라도 원래 기능을 하던 조직이 아닌 다른 조직 부위로 투여될 

경우에 그 안전성을 보장할 수 없다는 개념으로서 매우 합리적인 최신 의학적 개념인 

바, 대한민국에서도 이에 대한 시급한 적용이 필요하다. 

 라. 세포치료제 개발 관련 이슈(3): 미승인 세포치료의 임상 적용

지속적인 논란을 불러일으키고 있는 ‘자가 지방 줄기세포(autologous ASCs)’의 

해외 투여 건은, 자신의 조직이라 하여도 이로부터 줄기세포를 분리하기 위해서는 

다양한 조작 및 약물 성분 등의 처리가 가해지게 되며 이러한 이유로 ‘최소한의 

조작’으로 인정되는 범위를 훨씬 넘어서는 바, 세계적인 ‘세포치료제’로서 엄격한 

관리를 받게 된다. ‘최소한의 조작’ 이상의 조작이 시행되고, 세포 배양 및 증식을 위한 

약물 등이 세포에 투여되는 과정에서 인체 투여 시에 발생할 수 있는 안전성, 유효성과 

관련한 가능한 모든 문제들이 염려되지 않는다는 것이 입증되기 전에는 환자에게 

투여할 수 없도록 하는 것이 현재 대한민국 및 대부분의 선진국이 택하고 있는 법률 

규정이다. 이를 무시하고 지푸라기라도 잡고 싶은 심정의 환자들에게 수천만 원 이상의 

비용을 부담시키면서 이러한 법률 규정이 허술한 중국이나 일본의 일부 지역이나 

다양한 질환의 환자들을 대상으로 이를 투여하는 것은 인체에 동물 실험을 시행하고 

있는 것과 다를 바 없으므로 비윤리적이라 아니할 수 없다. 반드시 정식 임상시험 

단계를 거쳐 합법적인 개발이 진행되어야만 할 것이며, 초기 임상시험인 1, 2상에 

해당하는 탐색 연구에서 기초적인 안전성 및 유효성을 확인하고 이후 확증적인 안전성 

및 유효성은 임상3상 시험을 통하여 입증하여야만 하는 것이 원칙이다. 또한, 이러한 

임상3상 시험 후에도 환자에게 비용을 받고 투여하기 위해서는 이러한 줄기세포 관련 

생산 시설 및 이를 통하여 생산되는 줄기세포 제제의 품질 관리 등 모든 관련 process에 

대하여 대한민국 식약처의 엄정한 심사 후에 가능하게 되는 것인 바, 단순히 임상 1, 

2상에서 소수의 환자들에게 연구비로 시행한 결과를 일반화하여 안전성 및 유효성이 
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입증되었다거나 타 국가에서는 허용하나 대한민국 식약처만 과도한 규제를 한다고 

주장하는 것은 억지스러운 주장이며 엄연히 국내법상 위법 사항일 뿐만 아니라 의학적 

으로도 합리적이지 못하다. 이러한 이유로 ‘세포치료술’과 ‘세포치료제’의 구분이 

중요함을 강조하고자 하며 ‘세포치료제’의 개발에 있어서 “임상시험”에 대한 정확한 

이해가 더욱 중요하며 다양한 줄기세포 제제를 이용한 치료제 개발에 있어 임상시험은 

환자들의 안전 및 새로운 치료제 개발에 있어서 필수적이라 하겠다. 

우리나라에서 또 다른 논란이 있는 ‘자가 지방유래 기질혈관분획’의 투여 건도 

자신의 조직을 이용하여 효소 처리(enzyme digestion) 후 원심 분리 조작 후 분리되는 

기질혈관분획(세포농축액 부분)을 추출하여 사용하는 ‘세포치료술’에 해당되는 

것이지만, 이 또한 환자에게 임상 적용 전에 유효성 및 안전성의 입증이 우선되어야 

한다. 한두 개의 특정 기관에서 여러 편의 논문들을 국제 학술지에 게재하여 슬관절 

관절염 환자들에게 투여 후 임상적으로 통증 완화 및 기능 개선, 연골 재생의 결과를 

보고한 바 있으나, 이러한 세포농축액 외에 다른 수술적 술식이나 다른 제제를 함께 

사용하여 보고된 내용이 대부분이어서 그 효과가 기질혈관분획에 의한 효과인지 동반 

치료들에 의한 효과인지 정확히 알 수 없는 제한점이 있다. 따라서 현행 대한민국의 

규정상 ‘최소한의 조작’을 통한 ‘세포치료술’이라 하더라도(앞서 기술한 선진국의 

‘세포치료제로서의 규제가 필요 없는 세포치료의 기본 조건’에 대한 최신지견에 합당한 

규정 개정이 시급한 점과는 또한 별도로), 적합한 연구 설계를 통한 임상연구를 

시행하여 안전성과 효용성에 대한 검증을 먼저 시행하여야 하며 이러한 연구 결과들을 

바탕으로 하여 환자에게 임상적으로 적용 가능(연구를 위한 시험적 투여가 아닌) 

여부에 대한 승인이 된 이후에 본격적인 임상 적용을 고려하는 것이 합당하다 하겠다.

 마. 결론

줄기세포를 이용한 치료 기술은 분명히 가능성이 많으며 가까운 미래에 이를 이용한 

새로운 치료술 및 치료제들이 등장할 것으로 기대된다. 또한, 이 분야에서 ‘세포 

치료술’에 대한 많은 ‘임상연구’ 및 ‘세포치료제’의 제품화 성공을 위한 적절한 ‘임상 

시험’은 꼭 필요하다. 그러나 ‘줄기세포치료’에 대한 정의 및 개념(특히 ‘줄기세포 
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치료술’ 및 ‘줄기세포치료제’의 구분 및 최소 조작’의 인정 범위, 의사 재량 하에 투여할 

수 있는 세포의 요건)을 정확히 알아야 하겠으며, 일부에서 줄기세포에 대한 대중의 

기대를 이용한 상혼이 개입하여 환자들을 현혹하고 위험에 빠뜨리거나 우롱하고 있는 

경우도 종종 발생하고 있는 것이 현실이기 때문에 이에 대한 규제 및 대국민 계몽 또한 

꼭 필요하겠다. 



45참 고 문 헌

참 고 문 헌

첨단재생의료 및 첨단바이오의약품 안전 및 지원에 관한 법률[시행 2020.8.28.] (법률 

제16556호, 2019.8.27. 제정)

Ahmed, T. A., Hincke, M. T.(2010). “Strategies for articular cartilage lesion repair 

and functional restoration”. Tissue Eng Part B Rev, 16(3):305-29.

Cole, B. J., Pascual-Garrido, C., Grumet, R. C.(2009). “Surgical management of 

articular cartilage defects in the knee”, J Bone Joint Surg Am, 

91(7):1778-90.

Filardo, G., Madry, H., Jelic, M., Roffi, A., Cucchiarini, M., Kon, E.(2013). 

“Mesenchymal stem cells for the treatment of cartilage lesions: from 

preclinical findings to clinical application in orthopaedics”, Knee Surg 

Sports Traumatol Arthrosc, 21(8):1717-29.

Hildner, F., Wolbank, S., Redl, H., van Griensven, M., Peterbauer, A.(2010). “How 

chondrogenic are human umbilical cord matrix cells? A comparison to 

adipose-derived stem cells”, J Tissue Eng Regen Med, 4(3):242-5.

Hurley, E. T., Yasui, Y., Gianakos, A. L., et al.(2018). “Lmited evidence for 

adipose-derived stem cell therapy on the treatment of osteoarthritis”, 

Knee Surg Sports Traumatol Arthrosc, 26(11):3499-507.

Lee, J. I. et al.(2017). "Labeling Cells Correctly as Stromal Vascular Fraction 

Matters", The Journal of Arthroscopic and Related Surgery, Vol.33, No.8, 

pp. 1439. http://dx.doi.org/10.1016/j.arthro.2017.05.001

Jones, I. A., Chen, X., Evseenko, D., Vangsness, C. T. Jr.(2019). “Nomenclature 

Inconsistency and Selective Outcome Reporting Hinder Understanding of 

Stem Cell Therapy for the Knee”, J Bone Joint Surg Am, 101(2):186-95.

Kao, I. T., Yao, C. L., Chang, Y. J., Hsieh, T. B., Hwang, S. M.(2008). “Chondrogenic 

differentiation of human mesenchymal stem cells from umbilical cord 

blood in chemically synthesized thermoreversible polymer”, Chin J 

Physiol, 51(4):252-8.



46 세포치료 과학과 윤리

Kessler, M. W., Ackerman, G., Dines, J. S., Grande, D.(2008). “Emerging 

technologies and fourth generation issues in cartilage repair”, Sports 

Med Arthrosc, 16(4):246-54.

Koh, Y. G., Choi, Y. J.(2012). “Infrapatellar fat pad-derived mesenchymal stem 

cell therapy for knee osteoarthritis”, Knee, 19(6):902-7.

Park, Y. B., Ha, C. W., Rhim, J. H., Lee, H. J.(2018). “Stem Cell Therapy for 

Articular Cartilage Repair: Review of the Entity of Cell Populations Used 

and the Result of the Clinical Application of Each Entity”, Am J Sports 

Med, 46(10):2540-52.

Yang, S. E., Ha, C. W., Jung, M. et al(2004). “Mesenchymal stem/progenitor 

cells developed in cultures from UC blood”, Cytotherapy, 6(5):476-86.



47III. 세포치료제 개발과 시판

2. 세포치료제 시판 현황과 이슈

가. 세포치료제 개발 현황

세포치료제는 살아있는 세포를 다루는 신개념의 의약품이라는 점에서 제약산업의 

혁명을 일으켰다고 할 수 있다. 미국 Harvard Medical School의 Howard Green 

박사가 개발한 배양피부(Cultured Epidermal Grafts)가 1981년 Boston의 Brigham 

and Women’s Hospital에서 두 명의 중화상 환자에게 이식됨으로써 세포치료제 

산업이 개시되었다(Green, 1991). 이후 조직으로부터 분리한 세포를 사용하는 최소한의 

조작(minimal manipulated)부터 체외에서 유전자 조작된(ex vivo-modified) 세포를 

사용하는 세포치료에 이르기까지 40여 년 동안 괄목할 만한 성장을 보였다. 세계적 

으로 30여 개의 세포치료제가 상용화되어 2018년 현재 1조 달러 시장을 형성하였고 

1,000건 이상의 임상시험이 진행되면서 2019년 현재 투자액이 13조 달러를 넘어서고 

있다(Alliance for Regenerative Medicine 2018). 국내에서 허가된 15개의 세포 

치료제는 2018년 650억 원의 시장을 형성하면서 연평균 30%의 성장률을 보이고 

있다. 이 장에서는 국내에서 상용화된 세포치료제의 시판 현황과 안정성과 유효성에 

대한 고찰을 통하여 산업 지원과 규제 정책의 균형적 발전 방향을 제시하고자 한다.

나. 세포치료제의 분류 및 기본 개념

“생물학적 제제 등의 품목 허가·심사 규정”은 세포치료제를 조직 재생과 기능 복원을 

위하여 살아있는 자기(autologous), 동종(allogeneic), 이종세포(xenogeneic)를 체외에서 

증식한 의약품이라고 정의한다 (식약처 고시). 세포치료제 시장에서는 현재 맞춤형 

의약품이라고 할 수 있는 자기유래 세포치료제로부터 대량 생산이 가능한 동종유래 

세포치료제로의 패러다임 전환이 이루어지고 있다(Abbasalizadeh, S. et al., 2017). 

하지만 자기유래 세포치료만이 효과적일 수밖에 없는 질환의 경우는 수익을 창출하지 

못하더라도 인도주의적 차원에서의 접근도 필요하다. 
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<그림 3.2> 자기유래 세포치료제와 동종유래 세포치료제

Stem Cells

Autologous(자기유래) Allogeneic(동종유래)

세포치료제를 구성하는 줄기세포는 기원에 따라 배아 줄기세포와 성체 줄기세포로, 

분화 능력에 따라 전능(totipotent), 만능(pluripotent), 다능(multipotent), 단일분화능 

(unipotent) 줄기세포로 구분할 수 있다. 전 세계적으로 전능/만능 줄기세포치료제는 

아직 허가된 바 없으며 판매되고 있는 줄기세포치료제는 다능/단일분화능에 해당 

한다. 이외에도 유전자치료제와 세포치료제가 융합되어 체외에서 유전자 조작된 세포 

치료제(ex vivo-modified cell therapy)가 있으며, 그 중에서도 항암 분야에서 CAR-T 

세포치료제의 개발이 활발하게 진행되고 있다(생명공학정책연구센터, 2017). 
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<그림 3.3> 줄기세포 분화 능력에 따른 분류

자료: Genetic Engineerin Info(2013), Trucco et al. J Clic Invest(2005) 참고하여 편집

국내의 경우 식품의약품안전처(이하, 식약처)는 세포치료제를 줄기세포와 체세포 

치료제로 구분하고 있다. 체세포는 단일분화능 줄기세포의 또 다른 명칭일 뿐 체세포 

치료제와 줄기세포치료제의 구분은 무의미하다. 그럼에도 불구하고 식약처는 15개의 

세포치료제 중 4개의 다능 줄기세포치료제(하티셀그램, 뉴로나타, 카티스템, 큐피스템) 

만을 줄기세포치료제로 언급하며 홍보하고 있다. 흥미롭게도 이태리의 HoloClar라는 

제품은 단일분화능 각막세포로 구성됨에도 불구하고 EU에서 줄기세포치료제로 분류 

했다는 이유만으로 식약처도 줄기세포치료제로 구분하는 일관되지 않은 입장인 경우가 

있다.
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줄기세포치료의 목적은 통증 완화나 단기 생명 연장이 아닌 조직 재생 및 기능 

복원이어야 한다. 통증 완화를 위하여 유전자가 조작된 세포치료제가 필요한지에 대한 

논란이 있을 수 있으며, 말기암 환자에게 1∼2개월의 생명연장을 약속하며 세포 

치료제를 권유하는 비윤리적 행태에 대한 사회적 논의가 필요할 것이다. 이와 별개로 

세포치료제를 만병통치약으로 둔갑시켜 제도권 밖에서 행해지는 무분별한 시술에 대한 

대책이 마련되지 않으면 세포치료제 산업에 대한 불신이 확산될 것이다.

살아있는 세포로 구성되는 세포치료제는 기존의 합성 또는 생물의약품과는 다른 

차원의 규제가 필요하다. 작용기전을 특정하기 어려운 경우가 대부분이므로 유효성 

관련 품질 관리 항목을 개발하고 적용하는 데에 어려움이 있다. 또한, 세포 공여자 

개개인의 가변성이나 세포 자체의 특성을 고려할 때 제조공정을 고정하는 것이 오히려 

품질의 저하를 초래할 수도 있다. 그러므로 획일화된 규정을 적용하기에 앞서 허가 

기관은 각 제품에 대한 과학적 배경 및 원리를 이해할 수 있는 전문성을 갖추고 

안전성을 침해하지 않는 범위 내에서 유연한 접근이 필요하다. 

최근에 사회적 문제가 된 세포치료제는 개발자의 연구윤리 결여로 인하여 발생 

하였다고 추정되는데, 이외에도 과학적인 기본 원리에 합당하지 않은 제품이 허가 

기관이 요구하는 조건을 충족하였다는 이유로 허가되고 있는 것도 현실이다. 이러한 

사태를 막기 위해서, 식약처는 전문성 제고를 위하여 외부 전문가 협의체를 구성하여 

활용하는 등 다방면으로 노력하여야 한다.

다. 세포치료제의 시판 현황

다음 <표 3.2>에서 보는 바와 같이, 세계적으로 유전자 조작된 세포치료제를 

포함하면 40여 개의 세포치료제가 상용화되었다. 2018년 현재, CAR-T세포치료제인 

Kymriah와 Yescarta의 상용화와 함께 1조 시장을 형성하면서 2017년 대비 92%의 

성장을 보였다.
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<표 3.2> 국외 세포치료제 시판 현황(2018년 기준)

Type 제품 제조사 국가 허가연도
2018년 대출

(백만 달러)

1 Epicel
®

Vericel 미국 2007 23

2 JACE
®

J-TEC 일본 2007 9

3 Chondrocelect
®

Tigenix 유럽 2009

4 Provenge
®

Dendreon 미국 2010 300

5 Ortho-ATI
®

Orthocell 호주 2010 1

6 Laviv
®

Fibrocell 미국 2011

7 JACC
®

J-TEC 일본 2012 3

8 ReCell
®

Avita Medical 호주 2014 2

9 Auto Holoclar
®

Holostem(Chiesi) 유럽 2015

10 HeartSheet
®

Terumo 일본 2015

11 Strimvelis
®

GlaxoSmithKline 유럽 2016 2

12 MACI
®

Vericel 미국 2016 68

13 Spherox
®

CO.DON 유럽 2017

14 Yescarta
®

Gilead 미국 2017 264

15 Kymriah
®

Novartis 미국 2017 76

16 Luxturna
®

Spark Therapeutics 미국 2018 27

17 Apligraf
®

Organogenesis 미국 1998
124

18 Dermagraft
®

Organogenesis 미국 2001

19 Gintuit
®

Organogenesis 미국 2012

20 Allo Prochymal
®

Mesoblast 캐나다 2015 4

21 TEMCELL
®

JCR Pharmaceuticals 일본 2015 17

22 Zalmoxis
®

MolMed 유럽 2016 0

23 Alofisel
®

Tigenix 유럽 2018

세포치료제 총 매출 918

면역세포치료제 제외한 세포치료제 매출 249

동종유래 세포치료제 매출 144

국내에서는 15개의 세포치료제가 허가되어 2017년의 시장 규모는 470억 원에서 

2018년 650억 원으로 40% 성장을 보였다(<표 3.3>). 특히, 세계적으로 판매되는 38개 

중 15개가 국내에서 개발된 세포치료제라는 점은 주목할 만하다. 그러나 최근에 

과학적으로, 윤리적으로 문제가 있는 세포치료제 관련 사고가 보고됨에 따라, 지난 

20여 년 동안 지속적인 성장을 보인 국내 세포치료제 시장의 역성장이 우려되고 있다. 

결국 부족한 윤리성과 전문성이 세포치료제 시장의 역성장을 우려하여야 하는 결과를 

초래한 것이다.
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<표 3.3> 국내 세포치료제 시판 현황(2018년 기준)

Type 제품 회사 허가연도
2018년

매출(억 원)

1 Chondron
Ⓡ

세원셀론텍 2001 10

2 Holoderm
Ⓡ

테고사이언스 2002 10

3 Keraheal
Ⓡ

바이오솔루션 2006 20

4 C reaVax-RCC Inj
Ⓡ

JW크레아젠 2007

5 Immune cell LC
Ⓡ

녹십자셀 2007 265

6
Auto

Ossron
Ⓡ

세월셀론텍 2009

7 CURESKIN
Ⓡ

에스바이오메딕스 2010 5

8 Hearticellgram
Ⓡ

파미셀 2011 26

9 Cupistem
Ⓡ

안트로젠 2012 8

10 Neuronata R
Ⓡ

코아스템 2014

11 Rosmir
Ⓡ

테고사이언스 2017

12

Allo

Kaloderm
Ⓡ

테고사이언스 2005 65

13 Cartistem
Ⓡ

메디포스트 2012 137

14 Keraheal-Alo
Ⓡ

바이오솔루션 2015 12

15 Invossa-K
Ⓡ

코오롱생명과학 2017 73

세포치료제 총매출 653

면역세포치료제 제외한 세포치료제 매출 388

동종유래세포치료제 매출 286

세포치료제의 작용기전은 첫째, 줄기세포가 생착되어 영구적으로 해당 조직을 형성 

하는 기전(생착기전, take-down effect)과 둘째, 줄기세포에서 분비하는 물질이 인체에 

남아 있는 줄기세포를 자극하는 기전(주변분비기전, paracrine effect)으로 크게 

구분할 수 있다. 자기유래 세포치료제의 경우 두 가지 기전이 모두 작동하지만, 동종 

유래 세포치료제의 경우에는 주변분비기전만이 작동한다. 동종유래 세포치료제는 대량 

생산이 가능하기 때문에 잠재 시장 규모가 자기유래 세포치료제에 비할 수 없다. 

그러므로 줄기세포의 생착이 필요하지 않는 질환을 대상으로 하거나 아직 건강한 

줄기세포가 남아있는 경우 동종유래 세포치료를 고려할 수 있다. 이러한 패러다임의 

전환이 세포치료제 시장의 확대를 견인해왔고 앞으로도 지속될 것이 자명하다. 국외 

에서 상용화된 6개의 동종유래 세포치료제는 2018년 세포치료제 전체 매출액 918억 

달러 중 144억 달러를 기록하였고 면역세포치료제를 제외한 순수한 세포치료제 시장의 

58%를 차지한다. 국내의 경우 4개의 동종유래 세포치료제는 2018년 세포치료제 시장의 

44%, 면역세포치료제를 제외하면 무려 73%를 차지하였다.  
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라. 세포치료제의 제조 및 품질 관리

1) 자기유래 세포치료제

자기유래 세포치료제는 환자 자신의 조직으로부터 세포를 분리, 배양하여 해당 

환자에게 이식하는 치료제로서 줄기세포가 생착되는 기전을 통하여 작용한다. 환자의 

나이, 상태 및 기저 질환에 따라 제조 공정상 세포 수, 배양 기간 및 배양 조건 등을 

조절할 필요가 있지만 현재 식약처의 규정에 따르면 이러한 유연한 접근은 불가능하다. 

자기유래 세포치료제는 시간이 경과함에 따라 세포의 사멸이 촉진되기 때문에 유효 

기간은 대부분 48시간 이내이고 출고 전에 모든 품질 시험이 종료될 수 없다. 모든 

품질 관리 항목에 대한 적합 판정 후에 출고하도록 규정하고 있는 약사법 제38조 제1항 

및 의약품 등의 안전에 관한 규칙 제48조에 따르면 자기유래 세포치료제는 의약품 

이라고 할 수 없다. 그러므로 자기유래 세포치료제에 대해서는 별도의 규정이 요구 

된다. 일부 시험 항목의 적합 판정 후 출고하고 모든 시험이 완료되면 최종 적합 판정을 

하는 두 단계의 판정 절차가 필요하다. 이 경우에도 생산 후 1차 적합 판정까지 시간이 

소요되어 출고가 늦어진다면 품질의 저하 문제가 대두될 수 있기 때문에 1차 적합 

판정은 기본적인 안전성을 확인하는 수준에서 이루어지는 것이 합당할 것이다. 또 

하나의 쟁점은 이미 환자에게 투여된 세포치료제의 최종 판정이 부적합인 경우에 대한 

후속 조치 지침이 존재하지 않는다는 점이다. 식약처의 자기유래 세포치료제에 대한 

두 단계의 적합 판정 규정에 의한 철저한 품질 관리가 이루어지려면 정부 관리 하의 

환자 등록 및 일정 기간의 모니터링 등에 대한 지침이 마련되어야 할 것이다.

2) 동종유래 세포치료제

자기유래 세포치료제와는 달리 타인의 세포를 사용하는 동종유래 세포치료제의 

경우는 더 높은 수준의 과학과 규제가 요구된다. 동종유래 세포치료제는 대부분 생착이 

아닌 주변 분비 효과를 기대하므로 세포를 단백질 조성체라고도 할 수 있다. 단백질 

조성체의 안정성은 보관 조건, 부형제 또는 생체 재료 등에 의해 좌우될 수 있다. 

단백질이 빠르게 파괴될 수 있는 온도에서 보관되거나 부적절한 부형제나 생체 재료를 

사용하는 제품에서 과연 단백질의 활성이 유지될 수 있는지 또한 궁극적으로 세포 

치료제로서의 역할이 가능한지 의문이다. 



54 세포치료 과학과 윤리

동종유래 세포치료제의 안전성을 확보하는 데에 있어서, 공여자와 공여자유래 세포에 

대한 철저한 관리가 필수적이다. 마스터 세포은행(MCB)과 MCB로부터 조성하는 작업용 

세포은행(WCB)을 조성하여 관리하는 방식이 세계적으로 통용되는데, 미국 FDA가 

1993년에 발간한 가이드라인(Points to consider in the characterization of cell 

lines used to produce biological)(FDA, 1993)과 1997년의 국제조화기구(ICH) Q5D 

가이드라인(Derivation and characterization of cell substrates used for production 

of biotechnological/biological products)(ICH, 1997)을 근거로 한 세포은행의 품질 

관리를 거친다. 다수의 공여자로부터 유래한 MCB는 각각에 대하여 반드시 세균/진균 

및 바이러스 감염 여부에 대한 스크리닝을 실시하고 규제 기관의 승인 후에 사용 

되어야 한다.  

<그림 3.4> 세포은행: Master Cell Bank(MCB)와 Working Cell Bank(WCB)

Donor

Master Cell Bank

MCB

Working Cell Bank

WCB

End of Product 

EOP

Allogeneic Cells

Lot #1

Lot #2

Lot #3

Lot #4

Lot #5

Lot #n

식약처는 세포은행을 권고하는 데에 그치고 있지만 개인 간의 공여자 가변성 

(inter-individual donor variability) 때문에 세포은행의 운영은 반드시 강제되어야 

한다. 국내의 경우 하나의 MCB로부터 생산 가능한 완제품의 숫자가 적다는 이유로 

식약처의 사전 승인이 필요한 세포은행이 아닌 제조사가 자체적으로 관리하는 원료 

의약품으로 관리하는 것이 허용되는 경우가 있다. 그러나 MCB의 규모가 크고 작음은 

규제 기관이 고려할 문제가 아닌 기업에서 책임져야 할 사업성에 관련된 부분이다. 
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미국 Organogenesis사의 Gintuit라는 제품의 경우, 해마다 몇 개의 MCB를 조성하여 

미리 FDA의 승인을 받은 후 제조에 사용하고 있다(FDA 2019). 일본 PMDA의 경우도 

제한된 수의 공여자로부터 유래한 세포를 사용한 제조 검증으로는 안전성을 담보할 

수 없다고 명시하고 있다(PMDA, 2019). 국제 조화 차원에서도 동종유래 세포의 

세포은행은 반드시 조성되어야 하며, MCB 변경 시 품목 허가 변경 승인을 득함으로써 

정부 차원의 보다 철저한 안전성 관리가 이루어져야 한다.

마. 결론

세포치료제 시장이 급속도로 팽창하고 있는 현 시점에서 세포치료제의 당위성에 

대한 과학적, 윤리적 평가가 필요함을 절감한다. 만병통치약으로 포장되어 제도권 

밖에서 무분별하게 투여되거나 연구 윤리를 위반하여 개발되었던 세포치료제로 인하여 

형성된 세포치료제에 대한 부정적 인식도 극복하여야 할 과제이다. 세포의 효과가 

미미하고 세포치료제에 포함된 생체 재료나 부형제가 유효성을 결정짓는 세포치료제도 

버젓이 개발되고 있는 현실도 직시하여야 할 것이다. 세포치료제가 ‘위험 대비 효과’ 

또는 ‘비용 대비 효과’를 극대화하려면 세포 자체에 대한 유효성을 철저하게 입증 

하여야 한다. 세포 자체가 조직 재생이나 기능 복원을 촉진할 수 있어야만 세포치료제 

로서 의미를 가질 수 있기 때문이다. 

자기유래 세포치료제의 제조와 품질 관리의 경우 환자에 따라 세포의 특성이 상이할 

수 있다는 점을 고려한 유연한 접근이 필요하다. 반면에 타인의 세포를 불특정 

다수에게 투여하는 동종유래 세포치료제에 세포은행 운영을 통한 철저한 안전 관리는 

아무리 강조해도 지나치지 않을 것이다. 이렇듯 세포치료제의 기원에 따라 차등화된 

품질 관리가 가능하기 위해서는 전문성에 기반한 합리적 규제 마인드가 필요하다. 

정부는 합성의약품의 틀에 끼워 맞추는 미시적인 규제가 아닌 보다 거시적인 규제 

정책을 통하여 아직은 역사가 짧은 세포치료제 산업의 성장을 지원해야 할 것이다. 

기업의 입장에서는 연구 윤리에 입각한 규제 기관과의 원활한 소통과 합의를 이룸 

으로써 세포치료제 산업의 성장에 기여하여야 할 것이다.
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Ⅳ 세포치료의 윤리와 법

1. 세포치료의 윤리: 치료법의 개발 과정 중심으로

가. 서론

전자와 세포치료는 다른 의학 연구가 지나온 경로를 부정적인 의미에서 따르고 있는 

것 같다. 1990년대 유전자 치료의 스타였던 제임스 윌슨은 부적절한 연구로 18세인 

환자를 연구 과정에서 사망하게 했고(Wilson, R. F., 2010), 2000년대에는 줄기세포로 

만성 간질환을 치료하겠다는 신문 광고를 믿은 환자들이 결국에는 아무런 혜택을 얻지 

못한 사건이 있었다(대한변협신문, 2010). 최근 3상 임상시험까지 계획했던 세포 

치료제의 스캔들(청년의사, 2019)은 세포치료의 윤리와 제도가 정착하는 데에 여전히 

갈 길이 멀다는 사실을 확인시켰다. 몇 가지 사실에 주목해야 할 것이다. 우선 환자들은 

‘새로운’ 치료법이 필요한 질병으로 여전히 고통 받고 있으며 이들은 질병의 고통에서 

벗어나려는 욕구 등으로 부적절한 연구로부터 보호받기 어렵다. 연구와 탐색은 의학이 

발전하는 유일한 방식이지만 그 과정에서 연구자들과 제도가 부단히 협력하고 상호 

감시할 필요가 있다. 법 제도의 구축은 마땅히 연구감독과 함께 이루어져야 할 것이나 

법제도는 그 특성상 기술을 앞서기 어렵고 결국 새로운 치료법을 규율하는 데에 일정 

시간 공백을 피할 수 없다. 따라서 불확실성을 피할 수 없는 의학 연구의 특성상 

이론적·실증적인 가능성만 의존한 연구에는 특히 윤리적인 태도와 접근이 요구된다. 

재생의료는 질병을 야기한 원인을 찾아 제거함으로써 질병의 진행을 중지시키는 

전통적인 치료를 넘어서 ‘세포, 조직 또는 기관을 대체, 조작 또는 재생하여 정상 기능을 

회복하거나 수립(process of replacing, engineering or regenerating human cells, 

tissues or organs to resotre or establish normal function)’하며(Mason, C., 2008) 
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이제 더 이상 소수의 학자들만이 관심을 갖는 학문 영역이 아니다. 질병 원인을 제거한 

후에도 손상된 인체의 기능을 회복하지 못하는 문제는, 원인을 특정할 수 없는 퇴행성 

질환의 확산과 함께 삶의 질 차원에서 해결되어야 할 근본적인 문제이다. 세포치료는 

재생의학의 핵심적인 기술이지만 다양한 맥락에서 논의되며 명확히 규정되어 사용되지 

않는다. 예를 들어 2019년 8월 국회를 통과한 "첨단재생의료 및 첨단바이오의약품 안전 

및 지원에 관한 법률안(첨단재생바이오법)"에서는 첨단재생의료에 세포치료, 유전자 

치료, 의료기기 등을 활용한 다양한 치료를 포함하고 있다. 

<그림 4.1> 재생의료의 기술 분야

자료: 박성현, 재생의학의 현황과 육성방안, 2015

이와 같은 개념 설정은 외국의 논의(Cossu, G. et al., 2016)와 크게 다르지 않다 

(<그림 4.1>). 유럽분자생물학회(European Molecular Biology Organization, EMBO)는 

세포치료를 손상된 조직의 재생 과정에 기여하는 것을 목적으로 유전자 치료, 조직 

공학 등과 함께 활용할 수 있는 치료법의 일부로 간주하고 여기에는 다양한 생물학 

분야가 기여할 수 있다고 설명한다. 

치료법의 발굴이라는 관점에서 세포치료는 전통적으로 요구되는 임상연구의 정당화 

요건을 충족할 뿐 아니라 중개연구로서 세포치료의 특징을 반영한 윤리적 기준을 

충족해야 할 것이다. 우선 전통적인 임상연구의 정당화 요건은 다음과 같다. (1) 건강이나 

지식의 증진이 해당 연구를 통해서만 가능하다, (2) 연구는 방법론적으로 엄정한 기준을 
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충족하며, (3) 연구 대상자의 선정 과정은 공정하고, (4) 연구 대상자가 감수해야 하는 

부담과 연구의 이익의 비율이 타당하고, (5) 연구에 관한 독립적인 검토 과정이 유지되며, 

(6) 대상자들에게 충분한 정보에 근거한 동의를 획득한 후에 연구를 수행하고, (7) 연구 

대상자들의 결정권과 인격권을 존중하는 원칙을 지켜야 임상연구가 가능한 것으로 

인정되고 있다(Emanuel, E. W. & Grady, C., 2000). 

한편 중개연구의 방식을 취하는 세포치료 관련 연구는 기존 화학 제재나 의료 기구에 

관한 연구보다 더 큰 불확실성 문제를 해결해야 한다. 보통의 임상연구가 시행착오를 

피할 수 없는 현실로 받아들이고 그 과정에서 연구 대상자에게 발생할 수 있는 피해를 

최소화하기 위해 1상에서 3상, 때로는 시판 후 연구까지 포함하는 장기간에 걸친 

연구를 설계하는 데에 반해 중개연구는 연구의 설계와 실천 과정의 한계를 고려한 

변형을 허용하며 따라서 특별한 안전 장치를 갖출 필요가 있다. 연구와 관련하여 

수용할 만한 위험에 대한 평가, 연구 수행을 지지하는 연구 결과의 가치와 크기, 연구 

성과의 활용 과정에서 보건 의료 체계의 합리적 운영과 함께 연구자의 지적 기여를 

인정하는 방안, 그리고 연구를 평가하고 감독하는 전문가 그룹의 형성과 역량 강화와 

함께 엘리트주의의 한계를 극복하기 위한 시민의 참여 문제 등이 발생한다. 

이 글은 이 과제에 대한 윤리학적 이해와 고려 사항을 제시하는 것을 목적으로 한다. 

먼저 세포치료를 둘러싼 윤리적 고려 사항들을 살펴보고 윤리적 평가의 기준으로써 

고려해야 할 윤리 원칙을 제안할 것이다. 이와 같은 윤리원칙의 수립과 함께 윤리 

원칙이 실현되는 방식으로 시민 참여(public engagement)의 중요성을 소개할 것이다.  

나. 세포치료를 둘러싼 윤리적 고려 사항들 

세포치료의 특징을 먼저 살펴보자. 세포치료는 사람의 세포를 사용하는 의학적 

치료법으로 기능의 복구나 회복을 기대하며, 따라서 그 효과에 대한 기대나 치료법에 

대한 대중의 이해가 완전하지 않다. 반면 그 산업화 가능성으로 인해 투자자본이 

관심을 갖는 영역이 되어 있다. 이런 변화는 세포치료에 관한 윤리적 검토 과정에서 

추가적인 이해를 요청하는데 다음과 같은 고려 사항들이 있다. (1) 치료제 개발 과정 

에서 세포 처리에 관한 견해 차이, (2) 치료과정에서 발생하는 불확실성에 대한 이해 
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공유와 대처 방안 마련, (3) 임상연구에 있어 연구와 치료의 경계선이 흐려지는 문제, 

(4) 재생의학 개념을 공유하는 의사소통의 문제, (5) 재정적 이익과 이로 인한 이해상충 

문제, (6) 의학연구의 국제화 등이 있다(Kamenova, K. & Caulfield, T., 2015). 

1) 연구를 위한 세포 구득  

세포치료는 세포를 신체 외부에서 배양, 증식하고 조작하는 행위를 필요로 한다. 

세포를 치료 목적으로 사용하기 위해서는 해결해야 할 두 가지 문제가 있다. 하나는 

세포가 신체 밖에서도 생존하고 증식할 수 있도록 만드는 것이고, 두 번째는 특정한 

조직과 기관의 기능을 수행할 수 있도록 분화를 유도해야 하는 일이다. 이 두 가지 

문제를 해결하기 위해 연구자들은 세포를 생존시킬 수 있는 환경(즉 배지)을 개발하고 

분화 능력을 유지한 세포를 개발하기 위해 노력했다. 1960년대부터 활용되었던 혈액 

줄기세포는 그 분화 능력에 제약이 있어 현대적 의미의 세포치료에 해당하지는 않는다. 

그보다 1990년대 후반 이후 등장한 줄기세포, 즉 배아 줄기세포(human embryonic 

stem cell, hESC)나 역분화 줄기세포(induced pluripotent stem cell, iPSC) 등의 

분화 능력을 유지하고 있으면서도 실험실에서 유지할 수 있는 것으로 주목받고 있다. 

문제는 이들 세포를 조작하는 활동에 관한 윤리적 우려가 있다는 것이다. 배아 줄기 

세포는 배반포에서 얻기 때문에 배아의 도덕적 지위를 어떻게 간주하는가 하는 입장에 

따라 허용 여부 판단이 다르다. 예를 들어 배아의 폐기를 규정한 생명윤리법에 대한 

헌법소원 등이 그 예이다(헌법재판소, 2010). iPSC를 활용한 연구는 배아를 사용하지 

않는다는 점에서 윤리적 논쟁을 피할 수 있을 것으로 기대되나 역분화를 유도하는 

과정에서 외부의 유전자를 주입하는 안전성에 관한 문제의 제기가 있다. 한편 세포 

치료제를 개발하는 과정에서 유전자 교정(gene editing)을 할 수 있는데, 유전자 

교정술의 윤리적 정당성을 놓고 또 다른 논쟁이 지속되고 있다. 

2) 치료과정의 불확실성 

세포치료 역시 불확실성의 문제를 경험하고 있다. 흔히 사용되는 줄기세포는 말 

그대로 모든 가능성(pluri-potent, omni-potent)을 열어둔 상태에서 연구 대상자에게 

주입된다. 기대했던 효과를 얻지 못하고 소멸할 수도, 증상의 완화나 기능의 회복 같은 

효과를 나타낼 수도 있고 최악의 경우 종양으로 발전할 가능성도 무시할 수 없다. 
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문제는 이 과정에 영향을 미치는 요인을 정확하게 알지 못하고 있다는 점이다. 이런 

불확실성에 대처하는 원칙은 안전성 문제가 해결되도록 기다리는 것이다. 안전성 문제 

때문에 효과를 기대할 수 있는 치료제의 개발과 임상 적용을 뒤로 미루는 일이 

합리적인가 하는 문제가 있다. 위험을 감수하는 행위를 제도적으로 허용할 수 있는지, 

받아들일만한 위험/이익 비율을 계산할 자료도 없는 상황에서 합당한 안전성 기준 

수립이 필요하다. 

3) 치료와 연구의 경계선 문제 

치료과정의 불확실성 외에도 임상시험에 관여하는 연구자의 윤리성에 위협이 되는 

요소로 연구와 치료 사이 경계가 모호해진다는 점이 있다. 치료에 임하는 의사는 

지금까지의 최선의 지식을 바탕으로 가장 큰 이익을 가져다 줄 결정을 내린다. 반면 

연구자인 의사는 아직 확정되지 않은 상태에서 진료에 임하게 된다. 그는 판단을 

유보하고 결과를 관찰하는 입장을 취한다. 따라서 연구자는 종종 환자의 이익을 

실현하는 책임에 위협을 받게 된다. 

4) 연구 대상과 환자들의 안전 

세포치료의 위험성은 다양한 양상을 갖는다. 세포치료와 관련하여 감염의 문제(Huetter, 

G., 2017), 세포치료제의 종양 발생성(tumorigenicity), 면역 유발성(immunogenicity), 

세포의 오염 가능성(Erden, E. et al., 2017), 유전자 조작으로 인한 유전자 변형 등의 많은 

우려가 제기 된다. 다양한 부작용, 적용 과정에 대한 이해가 필요하다. 

5) 의사 소통과 미디어의 문제 

과학은 사회적 협력을 필요로 한다. 다른 인간 활동과 마찬가지로 과학 연구분야 

역시 끊임없는 소통의 영역으로 변화했고 새로운 과학적 발견이 뉴스미디어에 오른다. 

문제는 뉴스 미디어가 과학을 다루는 방식에 있다. 과학적 발전은 종종 소비의 

대상으로 경제적 효과에 집중하며, 과학의 잠정적 성격이나 실현에 이르는 먼 과정은 

무시된다(Selvaraj, S., Borkar, D. S., & Prasad, V., 2014; 정재관, 2019).
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6) 재정적 이익과 이해 상충 문제 

세포치료 연구로 실현될 재정적 이익에 대한 관심은 오늘날 산업이 개별화, 맞춤화, 

고부가가치화 되면서 더욱 커졌다. 세포치료는 대형 제약사뿐 아니라 개별 투자 자금이 

큰 이익을 기대하며 진입하는 사업 영역이 되었다. 그러나 세포치료는 시스템보다 

개인의 지식과 명성에 의존하고 있으며 학문적 명성을 얻은 연구자들이 더 많은 연구 

자본을 유치하는 경향도 보인다. 연구자들 역시 연구비뿐 아니라 특허권과 같은 연구의 

인센티브를 받고 있다. 이런 재정적인 이해 관계가 연구자의 전문성에 장애가 되는 

경우를 이해 상충이라고 하며(Yoon, Y. H., & Lee, I., 2012), 연구자 개인과 연구자가 

속한 기관은 이를 관리하는 과학적, 윤리적 의무를 진다. 연구자들이 이해상충 문제 

제기를 개인에 대한 공격으로 받아들일 수 있으나 이해 상충은 연구자가 주의해야 할 

상황을 의미한다. 특히 재정적인 이익 때문에 연구자가 긍정적인 연구 결과를 얻으려 

연구 대상자 선정, 결과의 해석과 발표 등에서 과오를 저지르는 사례들이 많다. 

7) 국제화의 문제 

세포치료는 각국이 운영하는 약품과 의료관련 법규에서 약간씩 벗어나는 측면이 

있다. 예를 들어 세포치료를 위해 추출한 세포는 전형적인 약품에 해당하지 않는다. 

이런 각국의 규제 공백을 이용하는 공급자와 환자들이 있고 이들이 줄기세포 관광 

(stem cell tourism) 시장을 형성한다. 줄기세포 관광은 고가의 치료를 제공하는 

서비스 시장이지만 각국의 인증 제도와 안전 보장 대책을 우회하기 때문에 그 

사용자들이 불필요한 위험에 노출되도록 하거나 피해를 입은 후에 그 보상을 요구하기 

어렵게 한다(Master, Z. & Resmol, D. B., 2011). 

다. 세포치료의 윤리 원칙

과학적 불확실성과 세포치료에 몰린 근거 없는 기대와 재정적인 동기에서 연구자의 

과학적 정직성, 환자의 안전을 보호하기 위한 수단으로 윤리적 숙고가 필요하다. 

그리고 이런 윤리적 숙고는 연구의 모든 과정과 활용, 즉 연구의 기획, 시행, 결과의 

분석과 공개 및 시장에 공개하는 과정에서 수행되어야 한다. 연구윤리의 대원칙으로 

간주되는 벨몬트 보고서에서는 자율성, 악행(선행), 그리고 정의가 윤리적 연구 행위의 
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원칙으로 제시한다(National Commission, 2000). 이 세 가지 원칙은 실제 적용되기 

위해 구체화되어야 할 필요가 있으며 본 고에서는 그 구체화 방안으로 1) 안전 우선, 

2) 설명 동의, 3) 공정한 기회, 4) 투명성 그리고 5) 시민 참여 원칙을 살펴볼 것이다. 

1) 안전 우선 원칙 

세포치료제의 개발과 활용에 있어서는 다른 무엇보다 연구 대상자(개발 과정)와 

환자(시판 후)의 안전을 최우선으로 고려해야 한다. 이를 위해서는 과학적 근거가 있는 

치료의 개념을 연구해야 할 것이고(과학적 근거), 기본적인 조건을 만족하는 연구자 

(자격 있는 연구자)가 안전하게 준비된 시험용 치료제(안전한 시험 약물)를 대상자의 

건강 상태를 적절히 모니터링 할 수 있는 환경(연구 기관)에서 연구가 진행되도록 

보장하는 기전이 필요하다. 무엇보다 연구자들이 자신의 연구를 객관적, 비판적으로 

검토하는 것을 지원하고 연구의 안전성과 윤리성을 보장하는 독립적인 검토 과정 

(연구윤리위원회)을 갖추도록 하는 일이 필요하다. 위험도의 평가는 전문가의 영역 

이다. 전문가들은 과학 외적인 요소의 영향을 받지 않고 객관적인 평가를 내려야 한다.

새로운 치료의 개념이 임상에 적용되는 과정은 많은 문제를 해결해야 하는 어려운 

과정이며 연구자들은 연구를 시작하기 전에 이런 안전에 관련된 요인들을 확인하고 

해결하도록 주의해야 한다(Carlo, S. J. et al, 2017). 개발 과정에서 고려해야 하는 

수많은 요소 중 잠재적 대상의 안전은 여러 차례 반복하여 확인해야 할 원칙이다. 

안전을 우선시한다는 것은 잠재적 이익이 매우 큰 경우라도 그 이익의 크기만으로 

연구가 정당화될 수 없음을 의미한다. 연구 기획 단계에서 고려하게 되는 이익은 

연구에 수반하는 위험과 비교하여 평가되어야 하고 이때 어떤 종류의 위험이나 위해는 

절대 허용될 수 없다. 따라서 연구가 진행되는 과정에서 개발 중인 치료법의 위험성이나 

위해성과 관련된 사안이 발견되었을 때 즉시 이를 분석하고 대처할 수 있어야 하며 

이를 위해 연구 과정 중에도 지속적인 모니터링이 적절하게 수행되어야 한다.

2) 설명 동의 원칙 

자기결정권은 기본권으로서 그 자체로 보호할 가치가 있는 한편 불필요한 위험에서 

그 주체를 보호하는 수단으로 고려된다. 자기결정권을 존중하기 위해서는 평소 치료와 

관련하여 어떤 기대와 목표가 있는지 인식하고 있어야 하며 자신이 택할 수 있는 
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방법들에 관해 적절한 정보를 제공받고 이해하며 그 방법이 기대나 목표를 달성할 수 

있는지 평가/분석하여 외부의 강압이 없는 상태에서 선택하고 이를 표시할 수 있도록 

해야 한다. 흔히 연구자들은 그 마지막 단계인 동의 의사의 표현인 서명을 자기 

결정권의 존중, 또는 충분한 정보에 근거한 동의로 간주하는 경향이 있으나 동의에 

이르는 과정도 의사의 표현만큼 중요하다. 

특히 이익과 위험을 미리 정확히 예측하기 어려운 세포치료 연구에서 설명동의는 

자기결정권을 실현하는 수단이다. 설명 동의 원칙은 세포치료에 관해 특히 다음 사항을 

주의해서 알릴 것을 요청한다. 

가) 대상자가 이환된 질환의 특징과 세포치료를 통해 기대할 수 있는 질환의 변화. 

특히 중개 임상연구는 치료가 아님을 알리고 중개 임상연구로 검증하려는 세포 

치료의 현실적 목표를 이해하도록 돕는다. 여기에는 중개 임상연구의 불확실성, 즉 

효과가 없을 수도 있으며 알려진/예상할 수 없는 부작용이 있음을 알릴 의무가 

포함된다.  

나) 연구자의 자기결정권 행사 장애 인식. 연구 대상자들은 종종 질병으로 많은 고통을 

받고 있으며 따라서 새로운 치료법에 관해 신중한 판단을 내리기 어렵다. 이 

판단을 돕기 위해 다양한 자원을 구성하고 제공해야 한다. 단편적 성과를 

강조하는 브로셔가 아니라 비판적인 분석에 근거한 연구 설명문이 필요한 

이유다. 

다) 한편 자기결정권은 연구 시작 단계의 동의뿐 아니라 연구가 진행 중이라도 자발적인 

판단에 의해 참여를 중단할 수 있도록 하는 기회와 기전을 보장할 것을 요구한다. 

연구진은 연구 진행 중 연구 대상자가 문의하고 자신의 결정을 알릴 수 있음을 

확인시키고 그 통로를 갖추어야 한다. 

라) 연구자들은 잠재적인 연구 대상자들이 영향을 미칠 수 있는 요소들을 설명해야 하는데 

그 중에는 치료제의 개발과 상품화를 통해 발생하는 이익의 문제가 있다. 연구 

대상자들은 이런 재정적인 측면을 연구 참여를 결정하는 과정에서 고려할 의향이 

있으며 따라서 연구자들은 자신이 직접적인 관여가 있는 경우, 그 사실을 고지해서 

판단에 반영할 수 있도록 해야 한다(Friedman, A. et al., 2012).
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3) 공정한 기회 원칙 

연구 대상자의 취약성에 관심을 갖고 이들을 보호하기 위한 태도는 흔히 중개 

연구에서 이익을 얻을 수 있는 대상자들이 연구에 참여할 기회를 박탈하는 결과를 

가져온다는 비판이 있다. 세포치료의 대상이 되는 질환 중 희귀 난치성 질환의 경우 이런 

비판은 설득력을 갖는데, 정립된 치료법이 없는 질환을 대상으로 하는 중개 연구는 환자와 

연구진이 사회적 지원을 얻어 수행하는 공동의 사업(joint entrepreneurship)으로 

이해할 수 있다. 공동의 사업은 이익과 부담을 공정한 규칙과 기준에 따라 나눈다는 

범위 안에서 정당화될 수 있다. 또한 연구 과정에서 제한된 연구 자원을 활용하게 되기 

때문에 최대의 효용을 창출할 수 있는 방식으로 수행되어야 한다. 

또한 치료법이 정립이 되었다면 치료법이 적응증을 가진 질병에 적용될 수 있도록 

재정 지원이 필요하다. 그런데 희귀 질병에 대한 재정적 지원의 정당성 문제가 있다 

(Prasad, V., 2017). 면역 세포치료제 등은 시판된 경우 천문학적인 비용이 요구되고 

있으며(채희정‧윤덕현, 2019), 따라서 개발된 경우라도 연구에 참여한 사람들이 이익을 

얻을 가능성이 사실상 없는 현실이다. 공정한 기회 원칙은 건강보험 등이 치료법의 

비용-효과를 적시에 평가할 수 있는 기전을 갖추도록 요구한다. 공정한 기회 원칙은 

다음과 같은 함의를 갖는다. 

가) 형평성은 결과물로 얻어진 혜택의 분배만을 의미하지 않으며 기획과 수행 과정에서 

필요한 자원의 부담과 공동의 사업이 자신의 관심 문제 해결에 기여할 수 있는 

주제가 되도록 영향을 미칠 기회의 보장도 의미한다. 

나) 현실화 가능성이 높은, 다른 의미에서 기존 연구가 많이 수행된 치료법에 집중하여 

그동안 관심을 받지 못한 증상이나 질환에 대한 치료법 연구가 소홀해지는 

방식의 기획은 정당화 될 수 없다. 

다) 공정한 기회를 보장하기 위해 기획 과정에 시민들의 다양성이 반영될 수 있어야 

한다. 

라) 새로운 세포치료법이 개발되었을 때, 건강보험 등 공적 지원에 포함될 수 있는 

방안을 모색해야 한다. 이를 위해서 경제성 평가 등의 관련 연구가 함께 수행 

되어야 한다.
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4) 투명성 원칙

연구자들은 연구 수행(결과의 수집과 분석)과 보고(논문화 등)의 과정에서 진실성을 

유지할 책임을 진다. 오늘날과 같이 연구의 자본을 외부에 의존하는 상황에서 연구자 

들은 세포치료제의 효과를 인정하는 연구 성과를 창출하라는 압박을 받기 쉽다. 의뢰자 

들의 명시적인 압박이 없는 경우라도 연구 결과의 보고 과정에서 객관성을 유지하기 

어려운 상황이 알려져 있다. 이와 같은 이해 상충의 문제는 특히 연구의 진실성에 크게 

위협이 된다(Yoon & Lee, 2012). 중개 임상연구는 많은 경우 산업적인 관심과 

연계된다. 산업체와 연구자는 협력적인 관계를 맺고 상호 발전에 기여할 수 있다. 

그러나 산업체와 연구자의 관계를 유지하려는 욕구가 연구의 과학성을 위협할 수 있다. 

특히 연구자가 산업체의 지분을 소유하거나 세포치료기법/세포치료제 등의 특허를 

갖고 있어 재정적인 이익이 존재하는 경우에도 연구자의 중립성/객관성이 위협받을 

수 있다. 

따라서 연구자들은 자신의 이해 상충 여부를 검토하고 존재할 경우 그 사실을 관련 

조직(IRB, 이해상충위원회 등)에 보고하여 이해 상충의 존재 여부, 이해 상충이 

과학성을 위협하는지의 여부, 그리고 이해 상충의 영향력에 따라 그 관리 지침을 

연구자에게 권고한다. 이때 권고는 이해 상충의 존재를 설명 동의 과정에서 밝히도록 

하는 고지, 연구자를 연구에서 배제하는 배제, 심한 경우 연구 중단 등과 같이 다양한 

형식을 갖는다. 현재 이해 상충 관리는 특히 재정적인 이해 관계에 집중되는 측면이 

있는데 세포치료의 임상연구의 수행과 검토, 그리고 승인 과정은 오랜 시간, 전문성, 

그리고 비용이 소모되는 활동이라는 점에서 적실성을 갖는다. 

5) 시민 참여 원칙

오늘날 의학연구는 개별 연구자의 과업인 동시에 사회가 함께 수행하는 공동의 

사업이다. 따라서 세포치료 개발의 거버넌스에서 시민들의 참여는 필수불가결하다. 

시민들의 참여는 일차적으로 연구의 공정성을 보장하기 위한 감시라는 측면을 갖는 

동시에 비전문가인 시민들의 과학적 전문성이 아니라 시민들이 연구의 기획과 실천에 

가치 있는 정보를 제공하기 때문에 필요하다. 예를 들어 위험성의 평가에 있어 

전문가는 위험의 크기나 발생 확률에 대한 정보가 있으며 이를 바탕으로 위험도(risk)를 

제시할 수 있다. 그러나 그 위험 정도가 얼마나 심각한 고려의 대상인지에 관해서는 
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시민들의 관점이 더 직접적이고 가치 있는 정보를 제공한다. 이런 정보들이 정책 결정 

과정에서 포함되어야 할 연구 결과를 규정한다. 시민들은 설명 동의 과정에서 반드시 

제공되어야 할 정보를 설문할 수도 있다. 이런 정보에는 세포의 종류와 기전, 지금까지 

데이터는 제품에 관해 무엇을 말해주는가?, 윤리/안전 조치/임상시험 등이 치료의 

(예상되는) 효과와 비교하여 충분히 검증되었는가?, 임상효과는 어떤 증상/예후에 

관련되는가?, 누가 관리하는가? 등이 있다(Barker, R. A. et al., 2017). 

라. 어떻게 할 것인가? 

1) 효율적이며 전문적인 연구 심의  

외국의 경우 이런 종류의 문제에 대한 접근은 전형적으로 학제간 연구(interdisciplinary 

study)의 방식을 취한다. 과학자-윤리학자-법률가-사회학자 등 다양한 학문 배경과 

문제 의식을 가진 참여자들이 공동의 문제를 이해하고, 해결 방안을 모색하는 것이 

학제간 연구라고 할 수 있다(Boyer, J. T. et al., 2017). 세포치료가 학제간 연구라는 

것은 과학 내부의 문제가(심지어 과학 내부에서도 이전에는 분리되어 있던 학문 

분야의 협력을 요구한다는 점에서도 학제간 연구, 융합 연구에 해당한다) 임상의학의 

영역으로 옮겨질 때 보건학적, 산업적, 사회적 그리고 정치적 문제로 확산된다는 것을 

의미한다. 이렇게 ‘복잡한’ 문제를 야기하는 세포치료의 문제는 이전에 정립된 해결 

방식으로는 규명하기 어려운 새로운 연구 과제를 제기한다. 기관 차원에서 위험/이익 

분석에 훈련된 전문가가 필요하며  연구 과정 모니터링과 연구에 대한 적절한 상담 

방식을 개발해야 한다(이은영 외, 2018). 

2) 규제에서 거버넌스 개념으로 

세포치료는 공동의 사업이다. 기초(의)과학-임상의학자-엔지니어-재정담당-규제당국과 

같은 전형적인 참여자 외에도 임상연구에 참여하는 환자들과 그 가족의 정당한 권리를 

반드시 고려해야 한다. 이들의 참여를 통한 활동을 규제가 아니라 거버넌스로 이해해야 

할 것이다. 앞의 연구자 대상의 상담뿐 아니라 시민의 참여, 연구 성과의 공적인 활용 

등이 거버넌스의 대상이 될 것이다. 
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3) 시민들의 참여 

이를 위해 시민들의 참여는 필수 불가결하다. 시민들은 과학적 전문성이 결여되어 

있을 수 있다. 특히 과학의 위험성을 평가함에 있어 시민들은 지식에 기반한 정책 

수립에 장애가 되는 것으로 오해받기도 한다. 물론 전문가는 위험의 크기나 발생 확률에 

대한 정보가 있으며 이를 바탕으로 위험도를 제시할 수 있다. 그러나 그 위험 정도가 

얼마나 심각한 고려의 대상인지에 관해서는 시민들의 관점이 더 직접적이고 가치 있는 

정보를 제공한다. 이런 정보들이 정책 결정 과정에서 포함되어야 할 연구 결과를 

규정한다. 이런 과정을 체계적으로 수행하는 역할이 필요하다. 규제 당국의 전문성뿐 

아니라 이들을 지원하는 전문적인 그룹의 형성도 필요하며 첨단재생바이오법이 제시하는 

규제과학센터(법 제32조~제34조)가 이러한 중개 역할을 수행해야 할 것이다. 

4) 언론과 세포치료

세포치료에 대한 시민들의 태도는 정책의 결정에서 중요한 고려 요소가 된다. 어떤 

종류의 치료를 규제하거나 지원할 때 정책적인 결정이 필요한 상황에서 시민들의 

인식이나 관심을 무시할 수 없기 때문이다. 정책적 결정 과정에서 시민들의 참여를 

보장하는 것은 정책 입안과 선택, 시행의 전 과정에 관여해야 한다. 이런 차원에서 현재 

한국의 세포치료 정책 결정은 지나친 엘리트주의의 측면을 보인다. 엘리트주의와 맞물려 

언론의 보도 방식은 시민들이 세포치료 정책을 평가하고 그 이행 과정에서 관여할 지를 

결정하게 하는 충분한 정보를 제공하지 못하고 있는 것으로 보인다. 우리나라에서 제공 

되는 세포치료에 관한 연구와 보도는 윤리적인 고려보다는 경제적 효용성에 집중되어 

있으며, 특히 국가 경쟁력이나 정부 정책의 방향에 대한 이해를 도와주는 측면이 강하고, 

상대적으로 윤리적인 측면은 작은 부분으로 보도되고 있다. 언론과 연구자, 언론과 정책 

당국, 그리고 언론과 시민들과의 관계에 관한 미래지향적 방향 설정을 기대해 본다.

마. 결론

지금까지 세포치료의 개발 과정에서 고려해야 할 윤리적 문제를 살펴보고 윤리적 

고려를 지도할 원리를 제시하였다. 윤리는 처벌과 감시의 수단이 아니라 연구의 기획과 

이행, 결과의 공유와 활용 과정 전반에 걸쳐 반영되어야 할 중요한 사고의 수단임을 

잊어서는 안 될 것이다. 한편 연구자들이 윤리적인 문제 의식을 가지고 이를 상의하는 

통로의 개발이 시급히 요구된다고 하겠다. 
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2. 첨단재생바이오법의 내용과 발전 방향

가. 서론

첨단재생의료 및 첨단바이오 의약품 안전 및 지원에 관한 법률(이하 ‘첨단재생 

바이오법“이라 함)은 2019.8.27 제정되어 2020.8.28 시행될 예정이다. 첨단재생바이오법은 

2016년 처음 발의되어 3년간의 논의 끝에 입법화되었다. 국회가 제시한 첨단재생 

바이오법의 제정이유는 다음과 같다. 

“첨단재생의료는 희귀ㆍ난치질환자, 선천성 장기 결함환자 등 현재 개발된 치료법 

으로 치료가 어려운 환자를 치료할 수 있는 미래기술로 주목받고 있다. 그런데 

첨단재생의료는 인체세포 등을 활용하는 것이므로 동물실험을 하더라도 효과성이나 

안전성을 입증할 방법이 없어서 기존의 평가방법과는 달리 보아야 할 필요성이 

있다. 또한 첨단바이오의약품의 경우도 허가 및 안전관리에 있어 종전의 합성 

의약품과는 다른 다양한 고려사항이 존재한다. 그러나 현재의 「의료법」 및 「약사법」은 

첨단재생의료 분야 치료기술 및 첨단바이오의약품의 특수성을 반영하지 못하고 

있다. 따라서 첨단재생바이오법은 첨단재생의료 분야의 임상연구에서 첨단바이오 

의약품 제품화에 이르는 전주기 안전관리 및 지원체계를 별도로 마련하고, 첨단재생 

의료 임상연구 활성화 및 첨단바이오의약품에 대한 신속처리 지원을 통해 환자의 

치료 기회를 확대하며 안전관리를 강화함으로써 국민보건 향상에 이바지하기 

위함이다.”

위 제정이유에서 알 수 있듯이 첨단재생바이오법의 대상 영역은 첨단재생의료와 

첨단바이오의약품이다. 첨단재생의료와 관련하여서는 임상연구 실시와 안전관리, 

그리고 첨단바이오의약품과 관련하여서는 허가 및 안전관리가 첨단재생바이오법의 

주된 쟁점이다. 아래에서는 첨단재생바이오법이 다루는 두 영역의 주요 내용과 

문제점을 검토한다.
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나. 첨단재생의료 임상연구 관련 규정과 연관 이슈

1) 첨단재생의료와 첨단재생의료 임상연구의 정의

"첨단재생의료"란 사람의 신체 구조 또는 기능을 재생, 회복 또는 형성하거나 질병을 

치료 또는 예방하기 위하여 인체세포 등을 이용하여 실시하는 세포치료, 유전자치료, 

조직공학치료 등 대통령령으로 정하는 것을 말한다. 다만, 세포·조직을 생물학적 

특성이 유지되는 범위에서 단순분리, 세척, 냉동, 해동 등의 최소한의 조작을 통하여 

시술하는 것으로서 대통령령으로 정하는 것은 제외한다(첨단재생바이오법 제2조 제1호. 

이하 ‘법’이라 한다). 

한편  "첨단재생의료 임상연구"란 환자의 삶의 질 향상 및 질병 치료 기회 확대를 

목적으로 사람을 대상으로 첨단재생의료에 관하여 실시하는 연구로서 다음 각 목의 

구분에 따라 대통령령으로 정하는 연구를 말한다(법 제2조 제3호). 

가. 사람의 생명 및 건강에 미치는 영향이 불확실하거나 그 위험도가 큰 임상연구 

나. 사람의 생명 및 건강에 부정적인 영향을 미칠 우려가 있어 상당한 주의를 요하는 

임상연구 

다. 사람의 생명 및 건강에 미치는 영향이 잘 알려져 있고 그 위험도가 미미한 임상 

연구

첨단재생바이오법의 특징은 수많은 핵심 내용을 대통령령, 총리령 등 하위 법령에 

위임하고 있다는 점이다. 복잡다기한 과학기술의 특수성에 비추어 위임입법이 불가피한 

측면이 있으나 세부적인 내용은 생략하더라도 법률이 규정한 분류가 어떻게 구별되는 

행정적 조치와 연결되는 법률에서 대강의 틀을 규정해야 한다. 그러나 첨단재생 

바이오법은 이러한 입법의 예측가능성을 상당 부분 훼손하고 있다. 예를 들어, 법 

제2조 제3호는 첨단재생의료 임상연구를 세 유형으로 구별하고 있다. 그런데 법 제12조 

제3항에 따르면 제2조 제3호 가목에 해당하는 연구는 재생의료기관이 첨단재생의료 

임상연구를 하기 전 첨단재생의료 및 첨단바이오의약품 심의의원회의 심의를 거친 후 

다시 식품의약품안전처장의 승인을 받도록 요구하고 있다. 이와 달리 법률 자체로는 

제2조 제3호 나목과 다목의 구별이 어떻게 활용되는지를 알 수 없다. 이는 첨단재생 
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바이오법이 너무 포괄적으로 실질적인 내용을 하위법령에 위임하고 있음을 의미한다. 

이는 예측 가능한 좋은 입법과는 거리가 있다. 

또한 위 분류에 따르면 제2조 제3호 나목이나 다목보다 가목의 경우에 더 강력한 

규제를 받게 된다. 그런데 제2조 제3호 가목 중 “영향이 불확실한 임상연구”가 나목의 

“생명 및 건강에 부정적인 영향을 미칠 우려가 있어 상당한 주의를 요하는 임상 연구” 

보다 더 강력한 규제를 받아야 하는 것인지는 의문이다. 위험도에 따른 비례의 원칙이 

법률에 제대로 구현되어야 한다. 위 정의에 따르면 규제를 피하기 위해서 ‘영향이 

불확실하다’는 제시 대신에 부정적인 영향을 미칠 우려가 있다’고 제시하는 상황을 

유도할 수도 있다.  

2) 첨단재생의료실시기관과 첨단재생의료의 개발 비용

첨단재생의료 임상연구를 하려는 의료기관은 보건복지부장관으로부터 첨단재생 

의료실시기관으로 지정을 받아야 한다(법 제10조 제1항). 또한 지정을 받은 재생의료 

기관은 첨단재생의료 임상연구를 하는 경우 제15조에 따른 첨단재생의료세포처리 

시설로부터 공급받은 인체세포 등으로 첨단재생의료 임상연구를 하여야 한다(법 

제10조 제2항). 여기서 특기할 부분은 재생의료기관은 연구대상자에게 첨단재생의료 

임상연구와 관련된 비용을 청구해서는 아니된다는 규정이다(법 제10조 제5항).

의사는 약과 의료기기를 이용하여 의료행위를 수행한다. 따라서 의료기술은 약, 

의료기기, 의료행위로 구별할 수 있다. 여기서 의료행위는 약이나 의료기기와 밀접한 

관련이 있지만 구별하여 발전할 수도 있다. 그런데 이 세 가지 영역의 의료기술 개발에 

소용되는 비용을 누가 부담하는지는 정책적인 숙고의 대상이다. 약과 의료기기는 

허가나 특허의 대상이 된다. 따라서 이를 개발하는 과정에서 막대한 비용을 투자한 

기업이 보상받을 수 있는 구조가 존재한다. 따라서 이를 개발하는 과정에서 환자에게 

비용을 부담시키지 않으며 부담시켜서도 안 된다. 반면 의료행위는 허가나 특허의 

대상이 아니다. 따라서 이를 개발하는데 큰 비용이 소요되어도 이를 개발한 의사나 

의료기관이 나중에 그 비용을 회수할 수 있는 구조가 존재하지 않는다. 결국 약이나 

의료기기와 밀접히 관련되어 있는 의료행위만 기업으로부터 일정한 보상을 받을 수 

있어 임상연구가 가능하다. 이처럼 약이나 의료기기와 독립적인 의료행위의 개발에는 

별도의 보상 체계가 존재해야 발전이 이루어질 수 있다.
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첨단재생의료는 첨단바이오의약품과 구별된다. 의약품의 범주에 포함되지 않는 

세포치료, 유전자치료 등에 대한 환자의 접근성을 향상시키기 위한 것이 첨단재생의료 

관련 조항이다. 따라서 첨단재생의료에는 아직 특허나 허가의 대상이 되기 어려운 

경우가 상당수 존재할 수 있다. 그런데 이런 첨단재생의료를 실시할 때 별도의 

보상체계가 존재하지 않으면 그러한 의료기술은 개발되기 어렵다. 별도의 보상체계라 

함은 연구비일 수도 있지만 일반적으로는 환자로부터 시술에 대한 비용을 받는 것일 

수도 있다. 

의사나 의료기관은 아직 확립된 치료는 아니지만 위험과 이익을 고려하여 환자에게 

설명을 하고 환자의 동의를 얻어 의료행위를 시행할 수 있다. 심장이식수술이 처음 

시행될 때를 생각해 보면 알 수 있다. 아직 확립된 치료가 아니라고 해서 이러한 시술에 

대해 비용을 받을 수 없다면 의료행위는 발전할 수 없다. 그러나 첨단재생바이오법은 

연구 대상자에게 첨단재생의료 임상연구와 관련된 비용을 청구해서는 아니된다고 

규정하고 있다. 결국 첨단재생바이오법은 약, 의료기기와 구별되는 의료행위의 특수성을 

제대로 고려하지 못하고 있으며 이러한 법률 구조 아래에서는 약, 의료기기와 연결된 

의료행위만 개발될 수 있을 뿐이다.  

3) 첨단재생의료 임상연구의 동의

법에 따르면 재생의료기관은 첨단재생의료 임상연구를 하기 전에 연구대상자로부터 

1) 첨단재생의료 임상연구의 목적 및 내용, 2) 첨단재생의료 임상연구 후 예측되는 결과 

및 이상반응,  3) 첨단재생의료 임상연구 참여에 따른 손실에 대한 보상,  4) 개인정보 

보호 및 제공에 관한 사항, 5) 동의의 철회에 관한 사항, 6) 이상반응 신고, 장기추적 

조사 등 사후조치에 관한 사항, 7) 그 밖에 첨단재생의료 임상연구의 동의와 관련하여 

보건복지부령으로 정하는 사항이 포함된 동의서에 서명을 받아야 한다(법 제11조 

제1항).

관련된 법률로 의료법 제24조의 2는 의료행위에 관한 설명을 규정하고 있다. 

의사·치과의사 또는 한의사는 사람의 생명 또는 신체에 중대한 위해를 발생하게 할 

우려가 있는 수술, 수혈, 전신마취 하는 경우 환자나 법정대리인에게 1) 환자에게 

발생하거나 발생 가능한 증상의 진단명, 2) 수술 등의 필요성, 방법 및 내용, 3) 

환자에게 설명을 하는 의사, 치과의사 또는 한의사 및 수술등에 참여하는 주된 의사, 
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치과의사 또는 한의사의 성명, 4) 수술 등에 따라 전형적으로 발생이 예상되는 후유증 

또는 부작용, 5) 수술 등 전후 환자가 준수하여야 할 사항에 대하여 설명하고 동의를 

받아야 한다. 

첨단재생의료는 세포치료, 유전자치료, 조직공학치료로서 일반적으로 수술이라기 

보다 시술에 가깝고 전신마취보다는 수면마취나 국소마취를 사용할 가능성이 높다. 

따라서 첨단재생의료는 통상 의료법상 설명 의무의 대상이 되지 않을 것이다. 따라서 

첨단재생바이오법에 첨단재생의료 임상연구에 대한 설명·동의에 관하여 규정한 것은 

환자 보호를 위하여 일면 타당한 측면이 있다. 그러나 첨단재생바이오법에 설명·동의 

규정이 없다 하더라도 일반 민사법적 의미에서의 설명·동의 의무는 여전히 존재한다. 

그런데 대법원은 의사의 의료행위가 임상시험 단계에서 이루어지는 것이라면 해당 

의료행위의 안전성과 유효성(치료 효과)에 관하여 시행 당시 임상에서 실천되는 

일반적·표준적 의료행위와 비교하여 설명할 의무가 있다고 판시하고 있다(대법원 

2015. 10. 29. 선고 2013다89662 판결). 

이러한 관점에서 보면 첨단재생바이오법의 설명·동의 규정은 환자 입장에서는 

불충분할 수 있다. 왜냐하면 제11조 제1항에 규정된 설명·동의의 내용에는 ‘임상에서 

실천되는 일반적·표준적 의료행위와 비교하여 첨단재생의료 임상연구의 안전성과 

유효성을 비교하여 설명하라’는 것이 분명하게 표현되어 있지 않기 때문이다. 요컨대 

법 제11조 제1항 제1호의 “첨단재생의료 임상연구의 목적 및 내용‘에 대한 설명· 

동의만으로는 환자의 자기결정권을 제대로 보호하기 어렵다.

다. 첨단바이오의약품 관련 규정과 연관 이슈

1) 첨단바이오의약품의 정의

첨단재생바이오법에 따르면 첨단바이오의약품은 약사법 제2조제4호에 따른 의약품 

으로서 세포치료제, 유전자치료제, 조직공학제제, 첨단바이오융복합제제, 그 밖에 

세포나 조직 또는 유전물질 등을 함유하는 의약품으로서 총리령으로 정하는 의약품을 

말한다(법 제2조 제5호). 구체적 정의는 다음과 같다.
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- 세포치료제라 함은 사람 또는 동물의 살아 있는 세포를 체외에서 배양·증식하거나 선별하는 등 

물리적, 화학적 또는 생물학적 방법으로 조작하여 제조한 의약품을 말한다. 다만, 생물학적 특성이 

유지되는 범위에서 단순분리, 세척, 냉동, 해동 등의 최소한의 조작을 통하여 제조된 것으로서 

총리령으로 정하는 것은 제외한다.

- 유전자치료제는 유전물질의 발현에 영향을 주기 위하여 투여하는 것으로서 유전물질을 함유한 

의약품 또는 유전물질이 변형·도입된 세포를 함유한 의약품을 말한다.  

- 조직공학제제는 조직의 재생, 복원 또는 대체 등을 목적으로 사람 또는 동물의 살아 있는 세포나 

조직에 공학기술을 적용하여 제조한 의약품을 말한다. 

- 첨단바이오융복합제제는 세포치료제, 유전자치료제, 조직공학제제와 「의료기기법」 제2조 제1항에 따른 

의료기기가 물리적·화학적으로 결합하여 이루어진 의약품을 말한다. 다만, 주된 기능이 의료기기에 

해당하는 경우는 제외한다.

위와 같은 첨단바이오의약품의 정의는 약사법 제2조 제4호의 의약품을 전제로 하고 

있다. 국회는 현재의 「의료법」 및 「약사법」이 첨단재생의료 분야 치료기술 및 

첨단바이오의약품의 특수성을 반영하지 못하고 있다는 점을 첨단재생바이오법의 제정 

이유라고 밝히고 있다. 그러면서도 첨단바이오의약품의 정의는 약사법상 의약품을 

전제로 하고 있다. 이는 현재의 약사법과 별개의 법이 필요했던 것인지 의문을 낳는다. 

약사법상의 정의에 아무런 문제가 없다면 굳이 별개의 법을 제정하기보다 약사법에서 

규율하는 것이 법을 단순화하는 방법이기 때문이다. 

2) 신속처리 대상과 조건부 처리

첨단바이오의약품을 개발하는 자는 식품의약품안전처장에게 개발 중인 첨단바이오 

의약품을 허가·심사의 신속처리 대상으로 지정하여 줄 것을 신청할 수 있으며 

식품의약품안전처장은 신청된 첨단바이오의약품이 다음 각 호의 어느 하나에 해당하는 

경우에는 신속처리 대상으로 지정할 수 있다. 1) 대체치료제가 없고 생명을 위협하는 

암 등 중대한 질환의 치료를 목적으로 하는 경우 2) 「희귀질환관리법」에 따른 희귀 

질환의 치료를 목적으로 하는 경우 3) 「감염병의 예방 및 관리에 관한 법률」에 따른 

생물테러감염병 및 그 밖의 감염병의 대유행에 대한 예방 또는 치료를 목적으로 하는 

경우(법 제36조 제2항). 
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이 법은 신속처리 대상의 지정 기준 및 절차·방법 등에 관한 세부사항을 총리령에 

위임하고 있기 때문에 신속처리 제도가 어떻게 운용될 것인지는 총리령에 제정되기 

전에는 정확하게 판단하기 어렵다(법 제36조 제4항). 그러나 ‘대체치료제가 없고 

생명을 위협하는 암 등 중대한 질환의 치료를 목적으로 하는 경우’라는 정의는 매우 

포괄적이다. 사실 많은 질환이 생명을 위협하므로 ‘중대환 질환의 치료’라는 정의를 

충족하기는 쉽다. 또한 현재 약제를 통하여 암을 완치하는 것은 어려운 경우가 많기 

때문에 ‘대체치료제가 없다“는 정의도 충족하기 어렵지 않다. 요컨대 신속처리 대상의 

범위는 매우 광범위할 수 있다. 신속처리 대상의 모호성은 아래와 같이 법 제37조에 

규정된 조건부 허가의 남발을 야기할 수 있다.  

식품의약품안전처장은 제36조제2항에 따라 신속처리 대상으로 지정된 첨단바이오 

의약품에 대하여 개발자가 다음 각 목의 자료를 근거로 품목허가를 신청한 경우 시판 

후 안전관리를 조건으로 품목허가(이하 "조건부 허가"라 한다)를 하여야 한다. 1) 해당 

품목이 총리령으로 정하는 임상적 평가변수에 대하여 효과가 있음을 보여주는 

임상시험 자료 2) 해당 품목이 약물역학(藥物疫學), 약물치료학(藥物治療學), 병태 

생리학(病態生理學) 등의 관점에서 임상적 유익성을 합리적으로 예측할 수 있는 

대리평가변수에 대하여 효과가 있음을 보여주는 임상시험 자료.

결국 첨단재생바이오법은 신속처리 대상이 되는 첨단바이오의약품에 대하여 ‘조건부 

허가’라는 제도를 열어 놓고 있다. 물론 법 제37조 제3항에 따르면 식품의약품 안전 

처장이 조건부 허가를 하는 경우에는 다음 각 호의 조건을 붙일 수 있으며 맞춤형 심사의 

신청 방법, 처리 절차 및 조건부 허가 등에 필요한 사항은 총리령에 위임하고 있다. 

가) 해당 첨단바이오의약품의 유효성과 제1항 제3호 각 목 사이에 불확실한 상관 

관계가 있는 경우 이를 보강할 수 있는 임상시험을 실시할 것

나) 별도로 정하는 기간 내에 인체에 대한 안전성·유효성 등을 확증하기 위하여 

투약자 대상 임상시험 자료 등을 제출할 것

다) 해당 첨단바이오의약품의 취급에 필요한 훈련을 받거나 경험을 가진 의료인만이 

해당 첨단바이오의약품을 처방할 수 있도록 할 것

라) 활력 징후를 수시로 감시하는 등 환자에게 특정한 의료적 절차를 수행할 것
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첨단재생바이오법이 열어 놓은 조건부 허가 제도가 실제로 어떻게 운용될지는 

총리령이 구체화되어야 판단할 수 있다. 그러나 국회는 이 법을 제정하는 이유로 

“첨단바이오의약품의 경우도 허가 및 안전관리에 있어 종전의 합성의약품과는 다른 

다양한 고려사항이 존재한다”는 것을 내세우고 있다. 

미국에서 엄격한 안전성과 유효성을 입증하지 않고 세포치료제를 시판할 수 있게 

허용하는 Regrow Act가 제안되었을 때 국제줄기세포연구학회(The international 

Society for Stem Cell Research)는 반대성명을 발표하였다. 이런 법이 통과되면 

줄기세포치료제의 개발에 부정적인 영향을 줄 것이며 새롭게 출현하는 재생의료시장의 

정직성(integrity)를 훼손할 수 있다는 우려였다. 국제줄기세포연구학회는 현재 줄기 

세포치료제 역시 다른 의약품과 마찬가지로 제1상, 제2상, 제3상 임상시험을 거치도록 

되어 있는데 제3상 임상시험을 생략한 채 시판을 허용하는 것에 대해 반대의사를 

표명하였다. 제3상 임상시험은 치료제의 안전과 효능에 대한 확정적인 정보를 

제공하는 단계로서 필수적인 단계이기 때문이다. 

유럽이나 일본, 그리고 미국에서 기존의 합성의약품과 다른 특징이 있는 세포 

치료제를 위한 새로운 입법이 이루어지고 있다. 국회는 첨단재생바이오법을 제정할 때 

다른 나라의 입법적 동향을 고려한 것으로 보인다. 그러나 치료제의 개발에 있어 제1상, 

제2상, 제3상 임상시험을 요구하는 것은 확립된 글로벌 표준이다. 제1상 임상시험 

에서는 치료제의 독성을 확인하고 제2상 임상시험에서는 치료제의 안전과 효과에 대한 

예비적인 증거를 확인하고 제3상 임상시험에서는 대규모 확률할당 연구 설계에 따라 

치료제의 안전성과 효과에 대한 확정적인 증거를 확인한다. 환자를 대상으로 판매되는 

치료제의 개발에 있어 어느 한 단계의 임상시험도 무시할 수 없다. 따라서 세포 

치료제가 기존의 합성의약품과 다른 특징이 있다는 명제 하나를 가지고 제3상 임상 

시험의 예외를 인정하는 조건부 허가를 남용한다면 이는 매우 성급하다. 실제로 

세포치료제가 합성의약품과 다른 특징이 있다고 해서 EU와 미국이 이러한 검증 

체계를 얼마나 완화했는지는 의문이다. 악마는 디테일에 있다(Devil is in the details). 

다른 나라의 입법적 동향을 파악하는 것은 중요하지만 세부적인 사항을 정확하게 

파악하지 않은 채 확립된 글로벌 표준을 쉽게 저버리는 입법적 조치는 타당하지 않다.
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라. 결론

재생의료와 세포치료제의 개발에 대한 관심은 전세계적이다. 유럽(EU)은 2007년 

11월 ‘Advanced Therapy Medicinal Product(ATMP)’ 범주를 신설하였다. 일본은 

2014년 11월 ‘재생의료 등 안전성 확보 등에 관한 법률’을 제정하였다. 미국은 2016년 

12월 ‘21st Century Curese Act’를 제정하면서 ‘Regenerative Medicine Therapy’의 

범위를 세포치료, 인간 세포 및 조직 제품 등으로 확장하여 정의하였다. 

이러한 입법적 움직임은 세포치료제가 기존의 합성의약품과 다른 특징이 있다는 

점을 반영한 것이다. 그러나 세포치료제가 다른 특징이 있다고 해서 상업적 허가에 

있어 제1상, 제2상, 제3상 임상시험을 거치도록 한 검증 체계를 함부로 완화할 수 있을지는 

의문이다. 유럽(EU)이나 미국의 해당 규정들이 이러한 검증 체계를 완화했다고 보기도 

어렵다. 다만 세포치료제의 특성을 고려하여 환자들의 접근도를 확대할 수 있는 별도의 

길을 열어 놓고 있다. 

예를 들어, 유럽(EU)는 ‘Hospital Exemption’ 제도 아래에서 임상연구의 형태로 

환자의 접근도를 확대하고 있다. 즉 상업용 제품 인허가는 앞서 언급한 ATMP라는 

범주를 활용하고 의료기관의 임상연구는 ‘Hospital Exemption’ 제도를 활용하는 

것이다. 이러한 투 트랙(two track) 제도는 세포치료제의 상업용 허가에는 여전히 

엄격한 기준을 적용하되 병원면제 제도를 통하여 예외적으로 환자의 액세스를 

보장하려는 정책이다. 그런데 우리의 첨단재생바이오법은 이런 유럽(EU)의 정책과는 

반대로 제약회사의 상업용 판매는 쉽게 허용할 수 있는 제도를 도입하고 병원은 

비정상적인 방법을 사용하지 않으면 첨단재생의료 임상연구를 할 수 없는 제도를 

도입하고 있다. 

우리나라는 전 세계에서 최초로 줄기세포치료제를 허가한 나라다. 그 어떤 나라보다 

여러 종류의 줄기세포치료제가 허가되어 있다. 그러나 그러한 줄기세포치료제가 서구 

선진국에서 널리 쓰인다는 보고는 없다. 오히려 성급하고 완화된 기준에 따른 치료제의 

허가는 환자에게 실질적 도움은 주지 못하면서 우리나라 보건 행정의 과학성에 대한 

전 세계적인 불신을 야기할 수도 있다. 
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첨단재생바이오법이 규율하는 대부분의 실질은 대통령령과 총리령에 위임되어 있다. 

앞으로 대통령령과 총리령이 어떻게 만들어 가는가에 따라 첨단재생바이오법의 위험과 

이익이 구체화될 것이다. 세포치료제의 개발에 있어서도 과학적 검증이라는 글로벌 

표준을 무시하지 않으면서 치료제에 대한 환자의 액세스를 도모하는 균형 있는 

법집행이 요구된다. 
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정책 제언
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1. 세포치료의 발전 전망

2. 세포치료의 발전 현황

Ⅴ 정책 제언

  

  본 정책보고서를 통하여 세포치료의 과학적, 윤리적 측면을 조사 분석한 결과, 세포 

치료의 정책은 과학성, 윤리성의 균형 위에 가능한 것임을 확인하였으며 다음과 같은 

사안을 제언한다. 

가.  줄기세포와 재생의학은 의학 발전의 변천사에서 새로운 패러다임으로 자리잡았으며 미래 

의학의 주요한 콘텐츠가 될 것임

나. 다양한 기술의 줄기세포 관련 기술이 급속하게 발전하고 있어 보다 진보된 차세대형 

줄기세포치료 기술이 부상될 것으로 전망됨

다. 이러한 첨단바이오의약품의 개발을 촉진하고 환자의 권리를 보호하기 위한 정책적 

탄력성이 필요함

라. 한국 사회의 특수성에 대한 성찰과 국제적 조화를 갖춘 세포치료 발전 전략이 필요함. 

특히 제도적, 문화적 정착을 촉진할 정책이 요청됨

가. 줄기세포 기반의 심혈관 질환 세포치료는 손상된 심장 및 혈관을 재생하는 목표로 

임상시험에 이르는 다양한 연구가 진행되고 있음
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3. 세포치료 산업화 과정의 고려 사항

나. 심혈관 질환 세포치료의 발전을 위해서 기술적으로 세포주의 추출, 기능의 유지, 이식 

부위 생착 등의 문제가 해결되어야 함 

다. 신경계 질환에서 세포치료의 효과를 기대하고 다양한 질병에 관해 연구가 진행되고 있음

라. 신경계 질환의 세포치료제 개발 과정에서는 세포치료에 반응군과 비 반응군의 빅데이터 

분석을 통한 임상연구 결과 예측 프로그램 도입과 분석이 필요함 

가. 줄기세포를 이용한 치료 기술은 분명히 가능성이 많으며, 가까운 미래에 이를 이용한 

새로운 치료술 및 치료제들이 등장할 것으로 예상됨  

나. 세포치료술(세포치료법)과 세포치료제의 구별점을 염두에 둔 정책 개발이 필요함. 특히 

부적절한 임상 적용의 규제와 대국민 계몽 활동이 시급히 요청됨

다. 세포치료제가 ‘위험 대비 효과’ 또는 ‘비용 대비 효과’를 극대화하려면 세포 자체에 대한 

유효성을 철저하게 입증하는 동시에 세포의 종류에 따라 유연하게 접근하는 정책적 

접근이 요청됨

라. 합리적인 규제를 위한 전문성이 요청됨. 세포치료제의 기원에 따라 차등화된 품질 

관리가 가능하기 위해서는 전문성에 기반한 합리적 규제 마인드가 필요함. 합성 

의약품의 틀에 끼워 맞추는 미시적인 규제가 아닌 보다 거시적인 규제 정책을 통하여 

아직은 역사가 짧은 세포치료제 산업의 성장을 지원해야 할 것임
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4. 세포치료의 개발을 위해 고려할 윤리 원칙들

가. 세포치료는 사람의 세포를 사용하는 의학적 치료법으로 기능의 복구나 회복을 기대하며, 

따라서 그 효과에 대한 기대나 치료법에 대한 대중의 이해가 완전하지 않음을 고려한 

소통과 거버넌스가 요청됨. 투자 자본이 관심을 갖는 영역으로 발전함에 따라 이해 

상충의 관리가 필요한 분야임

나. 이를 위해 다음과 같은 세포치료 개발의 윤리 원칙을 제안함

1) 안전 우선: 첨단 의학연구의 최우선 고려 사항은 연구 대상자의 안전이다

2) 객관성 확보: 객관적 정보에 바탕을 둔 과학이 가장 강력한 경쟁력이다 

3) 공정성: 연구자와 연구 참여자의 혁신에 대한 적절한 보상 기전이 필요하다

4) 투명성: 세포치료에 대한 정보와 의사 결정 과정을 공유해야 한다

5) 전문 직업성: 언론, 정부, 과학자의 전문 직업성이 요청된다 

다. 세포치료의 개발과 관련하여 중요한 기반이 되는 첨단재생바이오법과 관련하여 다음의 

고려사항이 있음

1) 첨단재생바이오법은 첨단재생의료의 임상연구 실시와 안전관리, 그리고 첨단바이오 

의약품의 허가 및 안전관리를 주된 대상으로 함

2) 그러나 법적으로 다음의 한계점이 있음 

가) 과학기술의 특징 등 몇 가지 요인으로 핵심 내용을 하위법령에 위임함으로써 법률의 

예측가능성이 훼손된 측면이 있음 

나) 의료행위의 일부로서 첨단재생의료의 보상체계가 제시되어 있지 않음 

다) 환자의 입장에서 법률이 제시하는 설명·동의 규정은 자기결정권을 보호하기에 충분 

하지 않음 
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라) 첨단바이오의약품 허가·처리의 신속처리 규정은 그 대상의 모호성 문제가 있음 

(1) 세포치료제 등을 대상으로 하는 입법 움직임은 세계적인 현상이며 이는 

세포치료제가 합성의약품과 다른 특징을 가졌기 때문임. 그러나 이 특징과 

함께 새로운 치료제가 제시하는 이익과 과정의 위험 사이에 균형을 잡으려는 

노력이 경주되어야 할 것임

3) 새로운 치료제의 개발과 확산은 오늘날 의학의 한계를 뛰어넘기 위한 시도의 연장 

이며 그 모험의 성공을 위해서 협력과 소통, 그리고 관련자들의 사회적 책무의식이 

요청됨
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