
생명공학 기술개발동향  

-유전자요법(gene therapy)을 중심으로-  

(한선구)1) 

 

Ⅰ. 머리말  

지난 30년간 많은 과학자들은 '결손유전자의 교정을 통한 많은 질병의 완벽한 치료'를 꿈꾸어 왔다. Watson

과 Click에 의해 유전 전달물질인 DNA의 3차원 구조가 밝혀진 지 40년, 약 10만개로 추정되고 있는 인간 유

전자 중 벌써 3,000개의 유전자가 밝혀 졌으며, 분자생물학분야의 눈부신 발전은 질병의 원인규명과 치료방

법을 유전자 차원에서 연구할 수 있는 도구를 제공하였을 뿐 아니라 새로운 차원의 진단과 약물치료도 가능

하게 하였다. 또한 인체 유전학분야의 발전은 유전질환에 대한 원인과 기작 규명을 가능하게 하여 유전자요

법을 시행할 수 있는 밑거름이 되고 있다. 유전자요법(genetherapy)의 목적은 결손된 유전자를 교정하거나 

세포에 새로운 기능을 제공하여 각종 질환을 치유하는데 있다. 즉 유전자요법은 생체의 질병이나 이상현상

을 교정하기 위하여 외부에서 생체 내로 유전자를 전달하는 기술이라 정의할 수 있다. 유전자요법의 핵심기

술은 유전자를 생체 내에 전달하는 방법과 주입된 유전자를 안정하게 발현(stable expression)시키는 것이

다.  

유전자요법이 인간에 적용된 첫번째 사례는 레트로바이러스를 사용한 것으로서 S. Rosenberg박사 연구팀에 

의하여 1989년 5월에 시작되었는데 이는 목적의 세포(구체적으로는 tumor infiltrating lymphocytes)를 암

환자로 부터 분리하여 이에 적절한 표시유전자(marker gene)를 삽입하여 이 세포의 기능을 구체적으로 이해

하고, 궁극적으로는 암세포를 효과적으로 파괴시킬 수 있도록 유도하려는 실험이었다. 실제 인간을 성공적

으로 치료한 첫번째 케이스는 미국의 M. Blaese(F. Anderson 포함)등에 의하여 1990년 9월에 실시되었는데 

이는 아데노신 디아미네이즈(adenosine deaminase, ADA) 유전자가 손상되어 극심한 면역결핍증((servere 

combined immuno-deficiency, SCID))에 시달리는 어린이의 혈액세포(특히 lymphocytes)에 정상적인 ADA 유

전자를 삽입시켜 면역결핍증을 치료한 것이다. 현재 이 환자들은 특별한 부작용 없이 면역결핍증세를 극복

하여 정상인과 같은 삶의 질을 영위하고 있다.  

유전자요법의 발전속도는 가히 폭발적이어서 1989년 5월 22일 tumor infiltrating lymphocytes(TIL)를 박테

리아의 NEO 유전자로 표시(marking)한 첫번째 유전자 전달(genetransfer)실험과 1990년 9월 4일 치료목적으

로는 처음으로 유전자요법을 실시한 이래, 1995년 3월 현재 미국에서만도 약 100여개의 프로토콜이 허가를 

받았고 300여명의 환자가 임상실험의 대상이 되었다(〈그림1〉참조).  

유럽 또한 2년만에 10배의 증가가 있어서 약 48여개의 프로토콜이 허가를 받았거나 신청 중에 있다. 한가지 

주목할 현상은 원래 유전자요법은 유전병(특히 single gene defect: 단일유전자 이상)를 치료하는데 주로 

사용될 것으로 예측되었으나, 이와는 달리 대부분의 임상실험은 그 병리기전이 복잡다양한 암의 치료에 적

용  

〈그림1〉유전자 요법대상 환자수 및 개발프로토콜 수  
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<표1> 미국 유전자요법 임상실험 현황(질병별) 

 

되고 있다.(〈표1〉참조).  

이는 암환자의 숫자가 절대적으로 많고 특히 치료가 어렵거나 불가능한 성인환자의 숫자가 많기 때문이다. 

최근에는 난치성 감염성질환인 AIDS의 치료에도 유전자요법이 사용되고 있다.  

유전자요법은 실험목적상 2가지로 나눌 수 있다. 하나는 치료목적을 위한 것과 보다 나은 치료기술개발을 

위한 연구목적이다. 유전자요법은 세포를 특수 유전자로 표시(marking)할 수 있기 때문에 지금까지 잘 밝혀

지지 않았던 세포의 기능, 분포, 질병전개의 역할, 치료기술의 효과분석 등에 매우 효율적으로 사용될 수 

있는 기술이다. 1995년 말 기준으로 치료목적의 유전자요법 임상실험은 전체 프로토콜의 80%, 표시

(marking)연구는 약 20%를 차지하고 있다.(〈표2〉참조).  

상기한 바와 같이 유전자요법 연구에서 가장 중요한 부분은 유전자전달 벡터의 개발이다.  

1994년 10월 현재 미국에 제출된 임상프로토콜을 기준으로 할 때 레트로바이러스를 벡터로 사용하는 프로토

콜이 전체의 70% 이상이며, 아데노바이러스는 모두 11건으로서 8건이 유전병, 3건이 암치료용으로 사용되고 

있다. 라이포좀(liposome)을 이용한 경우는 9건으로 7건이 종양치료에, 2건이 유전병치료에 사용되고 있고, 

아데노부속 바이러스(adeno-associated virus)는 1건이 등록되어 있다. 기타 프로토콜은 DNA를 직접 사용하

는방법 등 4건이다.(〈표3〉참조). 미국보다 뒤늦게 출발한 유럽은 독일, 오스트리아(독일과 공동), 네델란
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드, 불란서, 이태리, 스웨덴 등 거의 전 서유럽국가에서 시행 중이며 레트로바이러스가 약 30건 중 50%를 

차지하며 DNA를 그대로 활용하려는 프로토콜이 상대적으로 많은 편이다.  

〈표2〉미국 유전자요법 임상실험 현황(실험 목적별)  

 

〈표3〉미국 유전자요법 임상실험 현황(벡터별)  

 

Ⅱ. 유전자요법 관련 기술개발현황  

유전자요법의 핵심기술은 유전자를 생체내에 전달하는 방법과 주입된 유전자를 안정하게 발현(stable 

expression)시키는 것이다. 따라서 효율적인 유전자전달 벡터개발이 가장 중요한 기술이자 재료이다. 유전

자를 전달하기 위한 다양한 종류의 체세포조직이 밝혀졌음에도 불구하고, 주요한 장애요인은 아직도 치료유

전자의 전달시스템(delivery system)문제이다.  

유전자도입법은 크게 ex vivo와 in vivo의 두가지로 나눌 수 있다.(〈그림2〉참조). Ex vivo 치료는 먼저 

환자의 생체에서 장기의 일부 혹은 세포를 꺼내어 이를 외부에서 배양한 후 목표유전자를 도입시켜 생체에 

투입하는 방법을 말하며, In vivo 치료는 목표로 하는 유전자를 특정 벡터(vector)에 도입한 후 이 벡터를 

생체 내에 투입하는 방법이다. 일반적으로 ex vivo의 치료를 위해서는 해당 장기세포를 어떻게 하면 충분히 

키울 수 있는가 하는 문제가 중요하며, in vivo의 치료를 위해서는 목표장기에 선택적으로 발현시킬 수 있

는가 등의 문제가 있어 각각의 목적을 위해 어떠한 벡터를 사용, 개발할 수 있는가 하는 점이 치료의 효율

을 높이는데 관건이 된다 하겠다.  

유전자를 세포로 전달하는 방법에는 다음과 같이 여러가지 재료와 기술들이 사용되고 있으나, 유전자 요법

에 실제 사용되고 있는 것은 3∼4가지에 이르고 있다. 물리화학적 기법(physiochemical methods)와 생물학

적 벡터이용법(biological vectors)이 그것이다.  

·물리화학적 방법  

이 방법은 calcium phosphate, DEAE-dextran, cationic lipids를 이용한 DNA transfection법, cationic 

lipids를 이용하고 또  
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〈그림2〉유전자 도입방법  

 

는 이용하지 않는 DNA injection법, electroporation, gold coated DNA particle를 전달하는 탄도모양의 총

(ballistic guns), microinjection, liposomes과 수용체매개 유전자전달(receptor-mediated gene transfer)

등을 포함하고 있다. 현재 구미에서는 임상실험에 직접 사용하고 있는 것은 ballistic guns, liposomes 등

이나 아직 프로토콜이 일부를 차지하고 있다. 이들 모든 방법들은 각각의 장점을 가지지만 치료유전자의 산

물을 대량으로 지속적으로 전달하기에는 효과적이지는 못하다. 예를 들면 인간은 보통 factor Ⅸ 단백질을 

5mg/ml로 분비하지만, 현재의 기술은 여기에 미치지 못한다. 비바이러스벡터의 최대 문제점은 궁극적인 유

전자전달의 효율성이 바이러스계 벡터의 비하여 많이 떨어진다는 것이다.  

·생물학적인 방법  

유전자요법의 성공여부는 치료용 DNA를 생체내의 원하는 세포 속으로 특이적이고 효율적으로 수송하여 삽입

능력을 극대화시킬 수 있는 벡터의 개발에 달려 있다고 보아도 과언이 아니다. 다량의 생물학적인 물질의 

유입에 가장널리 사용되는 기법은 바이러스 벡터(viral vector)를 이용하는 것이다. 바이러스의 유형에 따

라 차이는 있지만 많은 양의 바이러스(106 to 1013 virus particles)를 얻을 수 있고, 많은 양의 세포에도 

감염시키기 쉽다. 많은 바이러스벡터가 있음에도 불구하고 레트로바이러스 벡터(retroviral vector), 아데

노바이러스 벡터(adenoviral vector), 아데노부속 바이러스 벡터(adeno-associated viral vector)의 3가지 

벡터가 주요하게 사용된다(〈표4〉참조).  

〈표4〉바이러스 벡터의 특성  
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·레트로바이러스  

레트로바이러스는 가장 집중적으로 연구되고 활용되고 있는 벡터이다. 그 이유로서는 조작이 매우 용이하고 

숙주세포 유전자에 삽입되어 안정된 유전자발현을 유도할 수 있고, 여러종류의 다양한 세포범위에 감염할 

수 있고 7kb 정도까지의 외부 유전자를 삽입할 수 있기 때문이다. 그러나 바이러스의 농도가 낮은 점, ex 

vivo 방법으로 시술하여야 한다는 점 등이 약점으로 알려져 있다. 레트로바이러스 시스템이 다른 유전자전

달 시스템과는 달리 오랜 기간동안, 세포분열이 일어난 뒤에도 그 유전자의 발현을 유지시킬 수 있는 장점

이 있고 이 밖에도 다른 바이러스 전달 시스템에 비해 알려진 부작용이 유전자삽입에 따른 돌연변이

(insertional mutagenesis) 이외에는 없으며, 이러한 돌연변이도 일어날 확률도 매우 낮아 현재 유전자요법

을 위한 가장 이상적인 유전자 전달시스템으로 각광받고 있다.  

·아데노바이러스  

아데노바이러스 유형 2와 5는 이미 그 안전성이 입증된 바이러스이다. 이 바이러스는 많은 양의 바이러스를 

생산하기 쉽고(1011∼1012/ml), 감염세포 유형범위가 넓고 DNA가 삽입되지 않으므로 안정된 유전자 발현을 

유도할 수 없으며, 바이러스 단백질이 강력한 면역반응을 유발하고 높은 농도에서는 독성을 보여 주고 있다

는 것이 문제점이다.  

·아데노부속 바이러스  

아데노부속 바이러스(AAV) 역시 다양한 포유류 동물세포를 감염하며 안정된 발현을 유도함을 물론 무작위적 

삽입으로 인한 위험성이 적으며, 바이러스 입자가 매우 안정하고 감염성의 상실됨이 없이 농축할 수 있다

(1013ML). 그러나 삽입 크기가 4∼4.5kb 정도라는 점 등이 지적되고 있다.  

질별의 특성에 따라 벡터전달시스템(vector delivery system)의 선택이 달라진다. 간단히 분류하면 다음과 

같다.  

·전신성 전달(Systemic delivery)  

즉 혈우병 인자인 factor Ⅷ 과Ⅸ, 성장호르몬 등 치료유전자의 산물이 원형질에서 분비된다 . 이러한 경우

는 외부유전자의 주입을 위해서는 체세포 조직이 사용되어 질 수 있다.  
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·조직이나 기관별 전달(tissue- or organ-specific delivery)  

이 경우 치료유전자는 특정한 조직에 전달되어져야 한다. 직접적인 유전자 전달법과 조직특이적 바이러스 

이용법이 사용된다.  

·국부적 전달(localized delivery)  

형질 변환된 체세포 조직은 치료단백질의 국부적 전달을 위해서 이식되어져야 한다. 질병의 특성과 정도, 

적절한 벡터의 유용성, 면역학적 소견, 다른 요인 등이 환자에게 적용할 유전자 요법의 유형을 결정하는데 

주요 고려사항이다.  

유전자 요법을 크게 대별하면 유전자 표식(gene marking), 자살유전자의 삽입(suicidal gene insertion), 

백신 유전자의 삽입(vaccination gene insertion), 유전자보충(gene replacement), 종양백신(tumor 

vaccine)등을 들 수 있다. 유전병(inherited genetic disorder)에서의 유전자요법은 유전자보충에 그 목적

이 있다. 종양학분야에서 유전자치료는 환자의 유전학적 배경에 의거, 원인이 되는 해당유전자를 보충한다

는 개념이라기보다는 암세포의 자사(自死, apoptosis)를 유발시키거나, 숙주의 면역체계를 강화하고 여러 

항암제에 대한 내성 등을 억제시키는 쪽으로 발전하고 있어 유전병에서 목표로 하고 있는 유전자보충과는 

거리가 있다.  

Ⅲ. 국내외 유전자요법 현황  

생명공학분야에 최근 '유전자요법의 시대'가 도래한다는 데에 대해 이견은 거의 없다. 도리어 경제적 파급

효과에 대한 엄청난 흥분이 있다. 유전자요법이 전통적인 치료법(화학요법,방사선요법, 생물제재 요법)과 

다른점은 근본적으로는 약으로서의 "유전자"를 사용한다는 점이다. 구체적으로 설명하면 첫째, 특정부위에

만 약물을 전달하는 것이 가능하고, 둘째, 한번 투여로 장시간 약물전달이 용이하고, 셋째, 세포내에서 약

물이 만들어 지도록 하는 것이다.  

유전자 요법은 또한 다음 세기에 인류건강에 중요한 영향을 미칠 분자의과학의 새로운 분야이다. 현대 의학

에 있어 재조합 DNA 기술의 출현이 태아의 유전자 탐색과 유전적 상담을 가능하게 함에도 불구하고, 유전적 

질환을 가지고 태어난 대부분의 사람들은 유전자요법의 도움을 필요로 할 것이다. 지난 수년간 담낭섬유증

(cystic fibrosis),혈우병(hemophilia), 가족성고혈압(familial hypercholesterolemia)와 같은 유전적 질환

을 치료하는 가능성과 함께, 암(cancer), 에이즈(AIDS), 파킨스씨병(Parkinson's disease), 치매

(Alzheimer's disease), 감염질환(infectious disease)등과 같은 후천적 질환의 치료에도 사용되었다(〈표

5〉참조). 현재 유아단계의 유전자요법(germline gene therapy)은 복잡한 기술적, 윤리적 문제로 말미암아 

보류하고 있다. 과학자들은 배타적으로 해당 개인에만 유효하고 유전되지 않는 체세포 유전자요법(somatic 

cell gene therapy)에 주요관심을 가지고 있다. 유전자 요법을 위한 최소한의 요구조건은 해로운 역효과가 

없는 치료 유전자산물의 지속적 생산이다.  

1990년 SCID의 환자에 대한 치료이후 이외 에도 유전자병에서의 유전자요법이 계속 진행되고 있으며, 이는 

이제 수십 종류의 질환을 대상으로 하고 있다. 담낭 섬유증(cystic fibrosis)은 가장 흔한 유전병의 하나로

서 cystic fibrosis transmembrane regulator(CFTR)가 그 원인이 되는 유전자로 알려져 있어 유전자요법의 

1차적인 목표의 하나로 지목되어 왔다.  

현재 유전병의 정의에 합당한 질환의 수는 1996년 1월 기준 모두 7,746개의 질환이 유전병으로 등록되어 있

고(On line Mendelian Inheritance in Man, Mckusick), 단일 유전자의 이상에 의한 유전병은 향후 계속 늘

어날 것임에 틀림없으므로 이 질환들이 유전자보충(gene replacement) 개념에 입각하여 유전자요법의 대상

이 될 것이다. 특히 인간의 암과 관련된 여러 암유발 유전자(oncogene)과 암억제 유전자(tumor suppressor 

gene) 들이 발견되고, 그 유전자들의 변이 (mutation)의 결과로 암이 유발된다는 사실이 밝혀지면서 유전자

요  
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〈표5〉바이러스 벡터이용 유전자요법의 임상 

법을 통한 암의 치료에 대한 관심과 희망이 고조되고 실제로 많은 과학자들이 유전자요법을 통한 암의 치료

에 대한 실험을 진행하고 있다. 보통 유전병 특히 선천성 대사이상증은 약 10%의 효소활성이 있으면 치료효

과가 있을 것으로 기대되어 지기 때문에 효소활성의 회복율의 목표는 이 정도로 설정하는 것이 일반화되어 

있다.  

미국의 경우 1995년말까지 미국의 Recombinant DNA advisory committee(RAC)에서 통과된 임상실험 프로토콜

(protocol)은 모두 125개이며, 유럽을 중심으로 48개의 임상실험이 수행되는 등 전세계적으로 유전자요법을 

이용한 임상실험이 기하급수적으로 증가하고 있다. RAC에서 승인한 임상 프로토콜 중 25개는 표시연구

(marker study)이며, 나머지 100개가 질환을 대상으로 한 것이다. 이중 63개의 protocol이 종양의 치료에 

관한 것이다. 선진국(특히 미국, 서유럽국가)에서는 이미 수백건의 임상실험이 진행중이며, 1,000명 이상이 

유전자요법의 대상이 되었다. 이에 따라 대기업에서의 집중투자는 물론 유전자요법 전문회사가 다수 설립되

었다.  

아시아에서는 일본에서 1건, 중국1건, 싱가폴에서 1건 정도가 수행되었으며, 일본에서는 최근 (1997, 2)유
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전자요법 임상실험 허가를 받은 바 있어 연구속도가 급격히 빨라지고 있다. 중국은 1991년 12월에 혈우병을 

치료하기 위한 유전자요법을 실험에 들어 갔으며, 일본은 1995년 8월 처음으로 임상실험을 실시하였다. 그

러나 중국, 일본, 러시아 이들 주변의 강국들은 국제학술지에 제출하는 논문의 건수를 기준으로 할 때 유전

자요법이나 관련 학문분야에서 우리나라를 크게 앞서 간다고 볼 수 없다. 또한 일본은 지난 수년간 유전자

요법 기반기술을 구축하고 있으나, 첫 임상실험은 미국에서 제조된 레트로바이러스를 가지고 SCID를 ADA 유

전자로 치료하는 것이고, 향후 1∼2년 동안 수행될 유전자요법 임상실험에 사용될 벡터들도 미국에서 제조

하는 것으로 알려져 있다.  

국내에서도 최근에 유전자요법에 관한 관심이 급증하고 많은 연구자들이 이 분야의 연구에 참여하고 있다. 

국내에서 유전자요법에 대한 연구를 본격적으로 시작한 것은 겨우 3∼4년 정도의 일천한 형편으로 새로운 

벡터의 개발, 질환모델동물을 대상으로한 전임상실험 등은 아직 초보단계에 머무르고 있어 환자에 투여할 

수있는 cGMP 수준의 물질생산은 전혀 갖추지 못하고 있는 실정이다.  

국내에서는 암치료를 위한 유전자요법은 시도된 바가 있으나 아직 유전병을 대상으로 한 본격적인 시도는 

한차례도 보고된 바가 없다. 삼성생명과학연구소의 진동규박사팀에서 Hunter 증후군에 대한 연구를 수행하

고 있으며, 이 환자들에 대한 유전자요법을 진행하기 위한 예비적인 연구를 착수하여 왔다. Hunter증후군이

란 IDS라는 효소의 결핍으로 인해 지능저하, 간비장종대, 저신장, 관절의 경직등을 가져오는 질환으로서 국

내에서는 효소진단으로 확진된 예는 없다. 진박사팀은 이 질환 환자들을 효소 진단하였고, 이들에서 돌연변

이 검색을 시작하여 3명에서 특정의 돌연변이를 발견하였다. 돌연변이의 위치에 따라 임상증상이 현격히 달

라짐을 확인하였다. 이에 이은 연구로서 이들에서 바이러스 주입을 위한 연구에 착수하였다.  

현재 국내에서 레트로바이러스 유전자요법에 필요한 기반연구를 하는 연구팀은 상당수에 이르나, 실제 핵심

이론과 기술에 대한 실험을 구체적으로 수행하고 있는 곳은 서울대 유전공학연구소와 원자력병원의 연구실, 

삼성생명과 학연구소의 분자바이러스 연구실을 제외하면 거의 없는 듯하다. 그러나 언급한 모든 기관들은 

아직 peer review된 국제학술지에 연구실적을 제출하여 객관적으로 평가받은 적이 없다.  

국내에서 두 연구팀이 유전자요법 임상실험을 수행하였다고 하나, 이는 국제적 규격으로 만들어진 재료를 

사용하지 않았을 뿐 아니라 외국기술을 완전 모방하였기에 지적재산권을 침해하는 것이 되어 우리시장이 개

방화된 현상황에서는 산업화되는 것이 불가능하다(WTO 가입전까지만 해도 외국으로부터 비공식적으로 재료

와 기술을 입수하여 산업화하는 경우가 종종 있었으나 시장개방이후에 이와 같은 비공식적 기술도입은 불가

능하게 되었음).  

최근 과학기술처 주관의 선도기술개발사업인『신기능생물소재 기술개발사업』으로 수행중인 서울대학교 유

전공학연구소팀이 바이러스 유전자전달물질을 개발하고 벤처기업인 「바이로메디카 퍼시픽」을 창업한 바 

있다.  

Ⅳ. 맺음말  

유전병 치료를 위한 세계적인 추세는 유전자요법의 개발로 치닫고 있다. 유전병은 각 민족간에 특징적인 질

환이 있고 서양인에서 흔히 발견되는 질환들이 국내에서 전무한 경우도 비일비재하다. 따라서 국내의 유전

자요법 발전을 위해서는 먼저 각 질환에 대해 기초적인 유전학적 연구를 통해 확실한 연구기반을 구축하고 

이를 근거로 한 유전자 요법을 행함으로써 본격적인 치료가 가능할 것으로 예측된다.  

또한 유전자요법의 암치료에의 본격적인 적용을 위해서 몇 가지 문제점 해결이 선행되어야 한다. 첫째, 유

전자 전달의 효율성을 획기적으로 높일 수 있는 새로운 벡터 개발 및 기존 벡터의 개선이 시급하다. 둘째, 

면역학적인 관점에서 암세포와 숙주의 면역계와의 상호관계가 보다 정확히 규명되어야 한다. 셋째, 현재의 

유전자이식을 통한 암백신 제조에 관한 연구는 대부분의 경우 암항원의 실체가 규명되지 않은 상태에서 진

행되고 있다. 밝혀지지 않은 암항원에 대한 면역반응을 암세포를 직접 주입시켜 유발하고자 하는 시도는 차

선책일 수는 있어도 최선의 방법이라 할 수 없다. 넷째, 유전자요법의  
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〈표6〉유전자요법의 관련재료 시장규모(미국기준)  

 

실제적용에 따르는 치료비용 문제로서 현재와 같은 기술수준에서는 암환자 1인의 암백신 투여를 위한 비용

은 미국기준으로 약 2,000∼3,000만원에 이를 것으로 추산되고 있다. 이러한 비현실적인 치료비용문제를 해

결하기 위해서는 기술개발을 통해 비용을 절감하거나 획기적인 치료효과의 제시를 통한 대상환자의 확대가 

이루어 져야 한다. 다섯째, 현재 유전자치료에 관해서는 많은 수의 특허문제가 걸려 있으므로 단순히 기술

만을 도입해서는 이에 상응하는 여러 문제가 발생할 여지도 있음을 충분히 고려해야 한다.  

끝으로 유전자요법의 상업성측면을 고려해보면, 최근 미국 내에 유전자요법 전문회사가 수십개 생겨나고 대

형 제약회사들이 유전자요법 연구에 박차를 가하고 있다는 사실에도 그 잠재력이 입증되고 있다. 유전자요

법은 최신 첨단과학의 결정체로 현재 임상실험을 실시하고 있는 중이므로 아직 상품화되고 있지 않기 때문

에 시장규모를 예측하는 것은 어렵다. 몇몇 미국의 유전자요법 회사들은 이러한 임상실험에 레트로바이러스

를 제작하여 수입을 올리고 있으나 현 시장규모를 파악하기는 어렵다. 표 5는 미국을 기준으로 하여 각종 

질병, 환자수에 따라 유전자요법의 관련 재료를 판매하여 얻을 수 있는 연간 수입을 예측한 것이다. 한국과 

미국은 질병 유형의 차이는 있으나 예상되는 국내 시장규모는 인구대비 1/5을 사용하면 되리라본다.  

유전자요법은 선천성 혹은 후천성 유전자 결함으로 인한 난치 질병을 치료하는데 막대한 잠재력을 지니고 

있다. 유전자 요법 연구는 지난 10여년간 폭발적으로 증가하였으며, 임상시험도 이미 200건 이상의 사례가 

보고되고 있는 한편 1996년 6월 현재로 약 1,500명 이상의 환자가 임상시험을 예약해 놓고 있는 실정이다. 

유전자요법 연구는 아직 연륜이 짧은 탓에 효능과 관련된 부동의 증거를 확보해 놓고 있지 못한 점이 안타

까우나, 그 기본 원리는 이미 학계에서의 보편적 증명을 거쳤기 때문에 기술개발 효과의 확인은 이제부터라

고 생각한다.  

주석1)기술기획실, 연구원(Tel:02-250-3132) 
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