
한국 임상시험의 현황과 이슈

무명의 CRO 관계자



국내 임상시험 현황



효능 군별 임상시험 승인현황



New Drug R&D Process
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Phase 1 study

1. 목적

• 소수의 건강한 지원자를 대상으로 하며 대상시험 질병의 위험도가
높은 경우 환자를 대상으로 수행하기도 함(항암제, HIV 치료제등)

• 시험약의 Tolerance와 PK/PD 상의 특성을 확인하기 위한 시험이며
치료적인 목적을 갖는 시험은 아님

• 인간을 대상으로 하는 첫 단계의 시험(FIH or FTH: First In Human 
Trial).

2.  특징

• 일반적으로 5~10명의 대상자가 한 그룹으로 지정
• 내약용량이 적은 그룹을 확정한 후 투여량을 증량(Dose Escalation).



Phase 2 study
1. 목적
• 환자에 있어서 시험약의 유효성과 안전성을 평가하여 신약으로서의 가능성과 최적 용량, 

용법을 결정하고 치료효과를 탐색하기 위한 시험

• 시험하고자 하는 의약품이 적용될 대상질환 환자를 대상으로 수행 (First in Patient Study).

2. 특징
• Double blind, placebo (or active drug)-controlled study: 위약 대조를 기본으로 수

행하며 활성약 대조는 참고 사항으로 수행
• Generally, 20 ~ 100 subjects per group

• 2 or 3 dose of test drug(3개 이상의 Dose Test를 권장)

• 탐색시험 (추정시험)-약리효과 확인, 적정 용량 및 용법 결정

• 치료약물로서의 가능성(benefit/risk)을 추정하기 위한 main step 

• 다양한 efficacy endpoint의 분석으로 성공 가능성 향상, 어떤 Endpoint를 Primary로 해야하
는지 결정

• 약력학적(유효성, 안전성)의 변화를 약물농도로 설명 가능해야 함



Phase 3 study

1. 목적

다수의 환자에 있어서 시험약의 안전성과 유효성을 대조약과 비교 검토하여 유효성을

확인하고 시판시의 사용 label을 확정하기 위한 단계임

2. 특징

• Double blind active drug (or placebo)-controlled study

• 일반적으로 group당 100 ~ 300 subjects

• 확증시험 (검증시험): 이전까지의 전임상 및 Phase 1, 2에서 얻은 지식을 종합
하여 임상시험을 설계하고 수행하며 임상시험약의 효과여부를 통계학적으로
검증

• 치료약물로서의 실제 사용에 있어서 필요한 label 정보를 완성하는 단계

• 통계적 타당성을 확보하기 위한 많은 환자수의 진행이 요구됨



Phase 3 study

가설: 1차 유효성 평가 변수를 근거로 가설을 설정

• 가설) 임상시험용의약품 투여 후 2주 시점 상부위장관 내시경 검사상 위점막
미란의 유효율에 대하여, 대조군(위약) 대비 시험군1(20 mg QD) 및/또는 시험
군2(10 mg BID)가 우월하다. 

• 위점막 미란의 유효율: 
– 유효증례: 임상시험실시기관의 시험자에 의해 평가된, 임상시험용의약품
투여 후 2주 시점 미란 점수가 투여 전과 비교하여 50% 이상 개선된 증례
(완치 포함) 

– 유효율(%) = (유효증례수 / 대상증례수) x 100 
• 평가

– 시험군1과시험군2 모두대조군과의차이에대한검정결과가 p-
value≤0.05인경우, 두시험군모두대조군에비해우월한것으로판단한다.

– 단, 두시험군중하나의시험군에서만대조군과의차이에대한검정결과
가 p-value≤0.05인 경우에는, 해당결과가 p-value≤0.025인 경우에한하여, 
해당시험군이대조군에비해우월한것으로판단한다.



임상시험 절차

•임상시험 등록임상시험 계획서 작성

시험기관/시험자 선정

식약처/기관 IRB 승인

•임상시험 광고

•대상자 동의
대상자 등록

•지속적인 안전성 검토 (DSUR)지속적인 식약처/IRB로의 보고

•결과 공개결과보고서 작성

신약 허가 신청



임상시험 등록

• FDA: Clinicaltrials.gov
• MFDS: 임상시험 승인 현황 (의약품안전나
라 > 통합검색 > 임상시험정보검색
(mfds.go.kr))

• 문제점: 정보 공개의 범위가 제한적임

https://nedrug.mfds.go.kr/searchClinic


임상시험 광고와 대상자 참여

• 국내 임상시험의 특성상 심혈관계, 당뇨, 전립
선 비대와 같은 장기질환에 대한 복합제 개발
이 많은 부분을 차지하고 있음

• 지하철, 신문 광고를 통한 대상자 모집이 매우
활발

• 대상자 모집 대행 업체
• 문제점: 

– 대상자 개인정보의 무한한 사용
– 1명의 대상자가 임상시험을 반복적으로 무한히 참
여



대상자 동의

• 임상시험의 모든 정보(위험 및 기대되는 이익)
를 대상자에게 제공하고 대상자가 자발적으로
임상시험에 참여하는 절차

• 시험자(의사)가 설명하고 잠재적인 참여대상
자의 궁금한 부분에 대하여 답변

• 문제점
– 의사의 제한된 설명시간
– 간호사의 절차설명이 주를 이룸
– 대안: e-consent, 동의를 위한 영상 제공 (비용 문
제 발생)



신약의 안전성

• 임상시험용 의약품은 안전성과 유효성이 확인
되지 않은 의약품

• 최근 많은 바이오 신약이 쏟아져 나오고 있고, 
이러한 신약은 안전성 정보가 매우 제한적

• 임상시험의 유효성에 집중 (1차 평가변수)하
며 안전성이 임상시험이 완료될 때까지 검토
되지 않음

• 안전성 검토도 시험자에게 많은 부분을 의지
함

• 2022년부터 DSUR이 도입되나 신약에 국한



결과의 공개

• FDA: clinicaltrials.gov
• MFDS: 공개되고 있지 않음
• 결과 공개를 미룬채 주가에 영향을 미치는
루머들만을 생성, IR이라는 미명하에 공개



임상은 의지가 아님. 과학임. 의지로 결과가 극복되지 않음



FDA NDA 제출과 승인을 혼동하도록 의도
가설검증되지 않은 결과는 이후 새로운 임상시험의 디자인을 위한 자료로 활용가능하나, 이 자
체로는 승인될 수 없음



맺는말

• 임상시험을 통한 신약 개발의 중요성을 부인해서
는 안됨

• 제약회사의 신약개발에 대한 이윤동기는 너무나
분명하며 이에 규제당국의 임상시험의 과학성 및
윤리성에 대한 규제는 완화되어서는 안됨

• 시험자의 윤리의식이 매우 중요
• 그럼에도 개인적 소회로는 개선되고 있다고 생각
함
– 해외규제당국의 규제 강화
– CRO 및 다양한 협력업체가 임상에 참여하고 있어, 진
실을 은폐하기는 점차 어려워지고 있음

– 시험자, 모니터요원의 수준도 점자 개선되고 있음
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