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유전자교정Platform강화+혁신적인치료제Program 글로벌치료제개발기업

Source : Life Science Nation

Pre-clinical 단계에서기술이전(L/O) 가장활발

임상단계별기술이전 (L/O)현황

Business model – Virtuous circle (선순환구조)

조기기술이전(L/O) →수익안정성확보

● 신약개발기회비용최소화(▼)

● 동물과인간POC를통해연구파이프라인가치최대화

● 임상개발과상업화를위한 Partnership &Collaboration

41.4%

28.9%

17.8%

10.0%

2.2%

Pre-clinical Phase I Phase I/II Phase II Phase III

Therapeutics  

businessmodel

Early licensedeal
R&D재투자
- Platform향상

Target &Lead
- 다양한치료제

프로그램개발

Pipeline 

확대및임상진입

Platform CommercializationR&D Pre-Clinical IND Phase I ~II Phase II ~III

Therapeutics Business Model
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Therapeutics - Main Program

Neuro(CMT1A), Ocular (wet AMD), Next-generation CAR-T, CAR-iNK

Program (Disease) Modeling Invitro Invivo IND Phase1 Partner

Next-generationMSC

In vivo:CNS/PNS

TGT-001
: Charcot-Marie-ToothDisease 1A

TGT-PMD
: Pelizaeus-MerzbacherDisease

In vivo:Eye

TGT-101
:Retinal neovascularization

In vivo: Liver(간)

TGT-LBP : Undisclosed indication

TGT-201 : Hemophilia

Ex vivo: 세포치료제

Next-generation CAR-T, CAR-iNK

IND-enablingPOC

Pre-clinical
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Therapeutics - IN VIVO : TGT-001 (CMT1A)

치료제가없는유전성신경병증에대한최초의근원적치료제

● CMT1A는 가장 흔한 유전성 신경질환 (1:2500) / 150만명의 CMT1A 환자

● First-in-class potential, 신개념 치료전략의 유효성 확인 (2020, Nucleic Acid Res 논문 게재)

● 미국 최대의 CMT 환우회 (CMT Association)과 KOL, 임상준비/진행 관련 협력 체계 구축

환자의증상 세포병리학 유전적원인

느린신호전달

Normal ※정상상태

빠른신호전달

손상되지않은myelinsheath

*myelin sheath(미엘린초): 신경세포구성요소

CMT1

손상된myelinsheath

※난치성신경질환

● 손발기형

● 근위축

● 감각소실및보행장애

PMP22 PMP22PMP22 PMP22

PMP22

PMP22

PMP22

*CMT : Charcot-Marie-Tooth
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Therapeutics - IN VIVO : TGT-001 (CMT1A)

치료 전략 검증

● 유전자교정 기반 PMP22 발현 조절 전략 확립

● CMT1A 동물 모델에서 치료 효능 확인

치료제 개발

● AAV 벡터 전달 치료 효능 검증

● CRISPR/Cas9 특이성 검증

● 환자유래 세포에서 치료 효능 검증

IND-enabling 진행중
비임상연구 CMTA 파트너쉽, CRO/CMO Network확립

제약/바이오텍 회사와 파트너링 진행 중

로타로드 시험

Myelination Nerve Conduction 근육양 평가

벡터최적화

유전자가위안전성검증
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Therapeutics - IN VIVO : TGT-101

눈(Eye) Program

8.6 billion USD / AMD therapy market (2020)

anti-VEGF is currentlyused as standard-of-care (every 4~8weeks)

Wet MacularDegeneration HARDEXUDATES

HEMORRHAGES

ABNORMAL  

GROWTH OF  BLOODVESSELS

ANEURYSM

“COTTONWOOL”  SP
OTS

● 성인실명의주요원인

● >1.2M wet AMD환자(미국)

● ~200,000 new cases/year(미국)

● 당뇨병환자수빠르게증가중

● >7M DR환자(미국)

대표적난치성안구질환에대한장기지속형치료제개발

Wet AMD Diabetic Retinopathy 동물 모델에서 망막 혈관생성 저해

VEGFA 또는HIF1α을장기적으로저해하는유전자교정치료제개발

임상 적용 투여경로인 망막하 투여(subretinal injection)을통해 RPE 세
포 효율적 유전자교정 검증 완료

VEGFA

HIF1α

저산소환경

혈관생성

질병 모델 연구 진행 중

검증된 치료 표적 + 장기 관찰에서 기능/구조적 이상 無
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Therapeutics - IN VIVO : TGT-LBP 

“단백질/효소치료제”를대체하는완치형유전자교정치료제

단백질/효소대체치료제시장 확장가능한플랫폼 (LBP, Liver Biofactory Platform)

● 전세계환자 :287,000

● 시장 : > 18억달러

● 전세계환자 : 30,000~ 50,000

● 시장 : > 40억달러

Hemophilia B

(혈우병B)
Lysosomal Storage 

Disease

(리소좀 축적질환)

강력한 간세포 프로모터 위치 부근 타깃 유전자삽입(knock-in)

CRISPR /Cas9 치료유전자

Hemophilia

B
Fabry Hunter etc...

Therapeutic

Protein

관련 연구성과 Molecular Therapy Nucleic Acids 논문 게재 (2022.08.)
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Therapeutics - IN VIVO : TGT-LBP 

플랫폼 컨셉
B형 혈우병 모델에서의 치료효능 검증

p 2 1 p 3 9 p 7 7 p 1 0 5 p 1 3 3
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b l o o d  F I X  le v e l

B형혈우병을활용한 POC 확인
파이프라인 확장 진행 중

B형 혈우병 모델 정상화

확장 가능한 플랫폼 (LBP, Liver Biofactory Platform)

혈중 FIX 수치

Enzyme

Functional Protein

Antibody

Cytokines
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Therapeutics - EX VIVO : 세포 치료제

유전자가위 적용 CAR-T

확립된세포치료제 + 유전자교정 혁신적차세대치료제

유전자교정을통해CAR-T효능향상

● 생산비용절감 (Allogeneic)

● 치료효과향상

● 치료가능한암 범위확대

추가적인세포치료제개발을위한연구개발

● 세포치료제파이프라인확대

Strategic partnership &Collaboration

돌연변이교정 돌연변이제거

R&D
Strategies

Tcell NKcell
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개발영역확대를 위한 R&D 지속

유전자교정을 통한 줄기세포 기능성 강화

● 체내 잔존성, 스트레스 저항성 등 기능성 강화 

중간엽줄기세포 플랫폼 개발

● 동종화 기술 적용 유도만능줄기세포 개발

Strategic partnership &Collaboration

기능성강화 줄기세포

Exosome 생산 줄기세포

동종화 유도만능줄기세포

면역세포(Immune Cells) 줄기세포
(중간엽줄기세포, 유도만능줄기세포등)

조혈모세포

●암, 자가면역 질환 ●염증질환, 재생의료 등 ●희귀유전질환 (유전성 빈혈, 면역결핍 등)
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Therapeutics - EX VIVO : Next-generation CAR-T

치료 효능 및 지속성 증가 확인

항암 치료효능 및 지속성확인

● 기존CAR-T치료제대비월등한암세포사멸효과

● 대표적인면역관문억제제와병용투여시시너지가능성

● Cancer research 논문게재 (2018) 

● 특허등록 : 한국, 호주 / 특허출원 : 미국, 유럽, 중국 등 8개국출원

Next-generation CAR-T

[그림설명] CD19-CAR-T(대조군=유전자교정미적용,기능성향상=유전자교정적용)를암이이식된동물모델에주입하여1차완치후,다시암을주입하였을때나타나는치료효능및지

속성 시험.대조군 (기존CAR-T)은재주입된암에대해제한적인암억제후암의증식이관찰되지만유전자교정적용기능성향상CAR-T는효율적으로재주입된암을제어함.

대조군

툴젠의Styx-T

(기능향상)

CAR-T이식4주후완치된쥐에암세포재이식 * CD19-BBzCAR-T

효능성향상

CAR-T

DGKgene edit

기존CAR-T대비

치료효능개선
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Therapeutics - EX VIVO : Next-generation CAR-T

Next-generation CAR-T, CAR-NK, CAR-iNK

효능성향상

CAR-T

ToolGen

+
CARtherics

CARTherics 와 2019년부터공동연구개발 2021년 1,500억 규모 기술 이전

● 차세대 CAR-T 치료제의항암치료효능및지속성증가확인

● DGK edited TAG-72 CAR-T (CTH-004) 중화권 license out (Shunxi) 

● 현재 호주에서 전임상 진행 中, 고형암 대상 임상 1상(2024-25년) 예정

● CAR-T 외에 CAR-NK 및 iPSC-CAR-NK 등의 분야로 확장 기대

[그림설명]㈜툴젠과CARtherics가공동연구한TAG-72 CAR-T (왼쪽 그래프) 및 TAG-72 CAR-iNK (오른쪽 그래프)의난소암전임상동물모델에서의치료효능및지속성증가

Control T

CTH-001 (CAR-T)

CTH-004 (gene edited CAR-T)
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난소암 동물 모델에서 치료 효능/지속성 향상 확인
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CAR-iNK

gene edited CAR-iNK (CTH-401)
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Pipeline Update

파이프라인 업데이트사항

In vivo

TGT-001

• 동물모델 이용 유효성 및 안전성 평가 진행 결과 기반
: 치료제 추가 최적화 (치료유효성/안전성 증진, 비용절감) ➔임상성공가능성 증진

• AAV GMP 생산 upstream optimization 진행

TGT-wAMD
• 영장류 대상 in vivo POC 시험 결과 기반

: 치료제 추가 최적화

TGT-LBP
• 질환 Rat model 대상 in vivo POC 장기추적시험 진행중

: 초기 긍정 효능 데이터 확보 중

Ex vivo

Styx-T

• DGKdKO MOA 추가 Study 

• 항암면역세포치료제 협력업체 발굴
: 항암 T/NK 세포치료제 적용 연구

CREAM
• 허혈질환 대상 치료제 in vivo POC 진행.

: 타겟 질환 확대 (당뇨성족부질환 등) 유효성 평가 예정



임상허가제조본부 김소한상무
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2023년 TGT-001 임상/허가/제조 주요 진행 현황

TGT-001 개발 Design

CRISPR/Cas9 

Mechanism

연구 Data

임상시험
상세디자인준비

FDA ODD
승인

최적 (사업화) 전략수립
위험요소분석

(Risk Assessment)

FDA ODD 문서준비

임상시험용의약품
제조준비

Global CMO 준비

Novartis 社 DTx 파마 인수
PXT3003 (Pharnext 社) 임상
3상 실패



종자사업본부 한지학전무
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종자연구1실 종자연구2실 종자사업실 종자관리육성실 키르법인

업무

R&D: 
교정기술로
교정체작물개

발

R&D:
교정기술로
교정체작물개

발

종자사업계획
종사부행정
고객위탁서비
스

종자관리, 종자증
식

종자생산
및 판매

인원 7 5 5 2 1 + α

작물
감자, 콩, 토마
토, 유채, 상추

배추, 고추, 옥
수수, 담배

- 종사부 전작물 콩, 유채

<종자사업본부구성>
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<새로운 둥지>
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2023년 R&D사업 결과 및 2024년 계획
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2023년 R&D사업 결과 및 2024년 계획
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2023년 R&D 주요성과
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2023년 R&D사업 결과의 review

○ 2023년 R&D연구사업의 목표대비, 전반적으로 진전이 있었음

○ Phase I 과정이 거의 끝나가는 project 수가 많아짐(고무적)

○ 해외기업/기관에서 종사부 연구결과에 대한 관심이 높음

- 제초제내성 옥수수와 콩, 가뭄내성 고추 등에 대해 상업화 (L/O) 가능성 커짐

     - 연구결과 홍보와 partner확보가 매우 중요한 점 인지

     - 가뭄내성을 포함 여러 새로운 project가 설정되는 계기 마련

○ HO-1 콩을 USDA APHIS RSR에 신청함

○ 특허출원: 

   1) 고추가뭄내성

   2) 제초제내성 옥수수 염기교정(농과원과의 공동출원)

   3) Virus벡터를 이용한 고추 유전자교정(서울대와의 공동출원)

   4) 소포자 transfection 가출원

   5) 당화억제 담배 가출원(바이오앱과 공동출원)

○ 종자관리육성실 신설에 의해 국내에서의 작물재배, 종자관리 체계가 이루어짐

○ 재배 및 생육시설을 실내에 확보하여 좀 더 빠른 연구결과를 기대하게 됨
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종자사업본부의 2024년 주업무

1) 홍보
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종자사업본부의 2024년 주업무

2) Partnership 구축



INNOVATE GENOME

EDIT YOUR LIFE

Global Leader in Genome Editing Technology

질의응답
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