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  서문

이 지침은, 인간 배아 줄기세포 연구를 수행하기 위한 지침(ISSCR, 
2006)과 줄기세포의 임상 중개에 대한 지침(ISSCR, 2008)을 
담당했던 ISSCR 지침 개정 위원회(ISSCR Guidelines Updates Task 
Force)가 작성하였다.

위원회는 9개국 25명의 과학자, 윤리학자, 보건의료정책 전문가들로 
구성되었으며, 생명윤리학자인 Jonathan Kimmelman이 의장을 
맡았다.

위원회의 의장을 맡았던 George Daley(2006년) 와 Insoo 
Hyun(2008년) 은 세 개의 ISSCR 지침이 만들어지기까지 지속적으로 
수고해주었다.

  헌사

ISSCR은 지침의 최종 검토 단계 중 뜻하지 않게 세상을 떠난 지침 
개정 위원회 위원인 Paolo Bianco, M.D. (1955–2015)를 기리며 이 
지침을 헌정하고자 한다.

Bianco 박사는 Sapienza University(이태리, 로마 소재)의 교수였다.

Bianco 박사는 선구적 줄기세포 연구자이자 중간엽 줄기세포를 
이해하는 데에 노력을 쏟은 리더, 과학적 진실성과 엄정함의 확고한 
수호자, 존경 받는 동료이자 스승으로 눈부신 경력을 쌓았다.

© 2016,  INTERNAT IONAL SOCIETY  FOR STEM CELL  RESEARCH
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 1. 기본 윤리 원칙

기초 생물 의학 연구와 임상 중개의 주된 사회적 
임무는 사람들이 겪고 있는 질병과 상해를 
경감시키고 사전에 예방하는 것이다. 이와 같은 생물 
의학 연구는 공동의 노력을 필요로 하며,기초 과학자, 
의사, 환자, 산업계, 정부 공무원 등 많은 개인의 
협력으로 이루어진다. 개인은 흔히 여러 연구소, 
다양한 직종과 국경을 초월하여 참여해서 일하기도 
하고, 서로 다른 사회 문화적 이념, 법규 체계, 
도덕적 기대의 지배를 받기도 한다. 각자는 서로 다른 
목표를 향해 일하고 있을 수도 있다. 이런 공동의 
노력이 제대로 이루어질 때, 다양한 기여자들의 
개인적 이해 관계와 함께 임상 중개 연구의 사회적 
임무가 효과적으로 달성된다.

이런 공동의 노력은 윤리적 원칙과 지침을 토대로 
함으로써 공고해진다. 환자는 연구계획이 타당하고 
잠재적 혜택과 비교하여 위험과 부담이 합리적이라고 
신뢰할 수 있는 임상시험에 등록할 수 있다. 의사들과 
의료 비용 지불자들은 자신들이 중요한 보건 의료 
결정을 내리는 데에 사용하는 근거가 철저하고 
왜곡되지 않은 것이라는 확신을 가질 수 있다. 
개인기업들은 예측 가능한 가까운 미래에 공적 지원 
및 제도적 지원이 이루어질 것임을 아는 상태에서 
연구 프로그램에 투자할 수 있다.

국제 줄기세포 학회(International Society for Stem 
Cell Research, ISSCR)의 지침은 인간 줄기세포 
연구, 임상 중개 연구, 유관 연구 활동에 관한 
것이다. 이 지침은 인류 건강 증진을 가져올 줄기세포 
연구 및 의학적 중재의 연구 산업 분야가 효율적이고 
적절하며 지속가능하도록 촉진한다.지침이 현지의 
법규와 규정들을 대체하는 것은 아니다. 그러나 
지역별 법규의 해석과 발전에 영향을 미칠 수 있으며, 
법제도가 다루지 못하고 있는 연구 활동에 지침을 
제공할 수 있다. ISSCR의 지침은 과학, 인간 대상 
연구, 의학계의 윤리적 원칙들(Nuremberg Code, 
1949; Department of Health, and Education and 
Welfare, 1979; European Science Foundation, 
2000; Medical Professionalism Project, 2002; 
Institute of Medicine, 2009; World Medical 
Association, 2013)에서 널리 공유되고 있는 
부분들을 토대로 제정되었다. 다음에 기술된 지침들 
중 일부는 기초 연구 및 임상 중개를 위한 활동 
일체에도 적용될 수 있다. 줄기세포 기반 연구에 
특별히 해당되는 문제들을 다룬 부분도 있다. 이와 
같은 문제들로는 인간 배아 및 생식세포를 사용하는 
연구 활동을 둘러싼 민감한 사안들, 일부 세포 
기반 중재 요법들과 관련된 비가역적인 위험들, 
현재 효과적인 치료법이 없는 중대한 질병을 가진 
환자들이 가진 취약성과 의학적 필요의 절박함, 
의학적 발전과 접근성에 대한 대중의 기대, 해당 
연구 분야 내에서의 경쟁 등이 있다.

연구 사업의 진실성

줄기세포 연구의 일차 목적은 충족되지 못하고 있는 
의료 및 공중 보건 수요를 충족하기 위해 과학적 
이해를 발전시키고 근거를 만들어 내는 것이다.

이 연구는 자격을 갖춘 연구자의 감독 하에 
이루어져야 하고, 해당 연구로부터 얻어진 정보는 
신실하고, 믿을 수 있으며, 활용이 가능하고, 과학적 
불확실성과 우선적인 보건 수요에 대응할 수 있도록 
보장하고 공신력을 유지하는 방식으로 조직되어야 
한다. 연구 사업의 진실성을 유지하기 위한 핵심적인 
방안들로는 독립적인 동료 평가 및 감독, 반복 재현, 
각 연구 단계에서 책임 관리 등이 있다. 

환자 복지의 최우선성

의사들과 의사 연구자들은 환자 및/또는 연구 
대상자에게 기본적인 의무감을 가져야 하고,취약한 
환자들을 부당하게 위험한 상태에 처하도록 해서는 
안된다. 임상시험은 절대로 현재 연구 대상자들의 
복지보다 미래 환자들을 대상으로 한 장래성을 
더 우선시해서는 안된다. 공식적인 연구 이외의 
상황에서 줄기세포 기반 중재 요법을 적용하는 
경우에는 근거를 바탕으로 하고, 독립적인 전문가의 
검토를 받도록 하며, 환자에게 최선의 이익이 되도록 
해야 한다. 유망하고 혁신적인 요법은 대규모로 
적용하기 전에 최대한 조기에 체계적으로 평가해야 
한다. 전문가가 독립적으로 철저하게 안전성과 
유효성을 평가하기 전에 대규모 환자를 대상으로 
줄기세포 기반 중재 요법을 판매하고 제공하는 것은 
의료 윤리에 위배된다.

연구대상자에 대한 존중

연구자, 의사, 의료기관은 연구 참여자(인간 대상자)
가 적절한 의사 결정 능력이 있는 경우 타당한 시험 
대상자 동의 절차를 실시할 수 있는 권한을 부여해야 
한다. 이는 연구 상황이든 진료 상황이든 관계 없이 
참여자들이 새로운 줄기세포 기반 중재 요법이 
가지고 있는 위험과 근거의 현황에 대해 정확한 
정보를 얻을 수 있어야 한다는 것을 의미한다. 
의사 결정 능력이 없는 개인의 경우에는 대리인의 
동의를 취득해야 하며, 최소한도를 넘어 미미한 수준 
이상으로 증가된 위험이 따르는 비치료적 시술로부터 
엄격하게 보호해야 한다. 또한, 연구 대상자 존중의 
원칙은 인간 줄기세포 연구의 특정한 측면에 대해 
양심적 거부의사를 가지고 있는 조직 제공자들, 
연구자들, 또는 그들의 보조원 등을 포함하여 
연구활동에 직접 영향을 받는 다른 당사자들까지 
망라할 수 있도록 넓은 의미로 해석해야 한다.

투명성

줄기세포 연구를 하고 있는 연구자들과 의사들은 
다른 이해 당사자들과 시의적절하게 정확한 과학적 
정보 교환을 도모해야 한다. 연구자들은 정보를 
필요로 하는 곳에 정보가 전달될 수 있도록 환우회 
등의 다양한 공공 단체들과 교류해야 하고, 가능성 
있는 임상적 응용이 가지고 있는 안전성, 신뢰도, 
또는 유효성에 대한 불확실성을 포함하여 최근의 
과학적 견지를 전달해야 한다. 연구자들과 임상시험 
의뢰자들은 아이디어, 방법론, 데이터, 시험물질들에 
대해 터놓고 신속하게 공유하도록 노력해야 한다.

사회 정의

임상 중개 연구의 혜택은, 미충족 의료 및 공중 보건 
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수요를 해결하는 것에 특히 중점을 두고, 공정하게 
국제사회에 배포되어야 한다. 혜택을 받은 자들은 
혜택을 받지 못한 자들과 혜택을 나누기 위한 노력을 
기울여야 한다. 임상시험은 다양한 연령, 성별, 
인종을 반영한 환자군을 등록하기 위해 노력해야 
한다. 임상 중개 연구를 통해 얻은 지식으로 혜택을 
볼 가능성이 낮은 자들에게 임상 중개와 관련된 
위험성과 부담을 감당하게 해서는 안된다. 기본 
원칙으로서, 상승하고 있는 의료비로 이미 과중한 
부담을 안고 있는 보건의료 기관들, 정부, 보험 
제공자들, 환자들로 하여금 줄기세포 기반 중재 
요법들의 안전성과 유효성 입증을 위한 비용을 
부담하게 해서는 안된다. 이들은 업계의 투자가 
충분하지 않은 미충족 의학적 수요가 있는 경우 등 
일부의 경우에 임상 개발을 재정적으로 지원하는 
것을 선택할 수도 있지만, 의학적 중재 요법이 
시판되었을 때 명백하게 이윤을 얻는 당사자가 해당 
의학적 중재요법의 안전성과 유효성을 입증하기 
위한 비용을 부담하는 것은 사회정의에 문제가 된다. 
세포 기반 중재 요법을 임상적 치료 요법으로 도입할 
때에는, 해당 요법을 임상적으로 사용하는 것에 대해 
확고한 근거가 확보되어 있어야 한다.

 2. 실험실에 기반을 둔 인간 배아  
줄기세포  연구,  배아 연구 및 관련 
연구 활동

줄기세포 연구는 인간의 발달 과정과 질병에 대한 
이해 증진의 가능성을 보여주고 있다. 인간 발달의 
가장 초기 단계에 관한 사안을 다루는 연구와 고도의 
분화능을 가지는 줄기세포주 유도 연구에는 인간 
배아 연구가 필요하다.

ISSCR은, 특히 인간 발생학, 유전자 및 염색체 질환, 
인간의 생식, 새로운 질병 치료와 같은 분야의 과학적 
연구에, 착상 전 단계의 인간 배아를 사용하는 것은 
엄격한 과학적, 윤리적 관리 감독 하에서 실시할 
경우 윤리적으로 허용된다고 생각한다. 인간 배아 
연구의 허용성, 그리고 엄격한 과학적, 윤리적 관리 
감독의 필요성에 대하여 ISSCR이 가지고 있는 
입장은 다른 기관들, 특히 미국 생식 의학회(Ethics 
Committee of American Society for Reproductive 
Medicine, 2013), 유럽 인간 생식 및 배아 발생 
학회(ESHRE Taskforce on Ethics and Law, 
2001), 미국 산부인과 학회(the American College 
of Obstetricians and Gynecologists, 2006), 
영국 인간 수정 및 배아 발생학 담당국(UK Human 
Ferti l isation and Embryology Authority, 2008)이 
표명한 정책들과도 일맥상통한다.

이 지침 중 본 항은 다음과 관련되어 있다:

1. 인간 배아 줄기세포(hESCs)의 유도.

2. 인간 만능 줄기세포의 뱅킹, 배포, 전임상시험에의 
사용.

3. 명백한 줄기세포 유도가 수반되지 않는 줄기세포 

연구와 체외 배아 연구를 위한 인간 배아, 
생식세포, 체세포의 입수.

4. 아래에 자세히 기술한 바와 같이, 인간 전능 
또는 만능 세포를 체외 및 동물 모델링에 
사용하되 특별한 고려를 필요로 하는 경우. 

본 장의 지침들은 인간 배아 세포 및 태아 유래 
세포와 태아 조직 유래 배아 생식세포에 관한 다양한 
형태의 연구들과 인간 배아 및 생식세포에 관한 
연구에 적용된다. 이와 같은 인체 유래물로 기초 
연구를 수행하는 연구기관과 시험자들은 아래에 
기술된 항목들과 관련이 있는 한 지침을 따라야 한다.

 2.1 심의 절차

관리 감독

권고 2.1.1: (1) 인간 발생 중 착상 전 단계, 인간 배아, 또는 
배아 유래 세포와 관련되는 모든 연구, 또는 (2) 수정을 통해 
연구하거나 배아 형성에 이용되는 인간 생식세포의 체외 
생성이 수반되는 모든 연구는, 고유한 과학적 측면의 평가가 
이루어질 수 있도록 전문적인 인간 배아 연구 관리 감독
(embryo research oversight, EMRO) 절차를 통해 심의, 승인, 
지속적 모니터링을 받아야 한다. 유전적 또는 화학적 방법의 
리프로그래밍을 이용하여 체세포로부터 인간 만능 줄기세포를 
유도(예: 유도 만능 줄기세포 또는 iPSC)하는 경우는, 인간 
배아를 생성하거나 이 항에 요약된 것과 같은 인간 전능 혹은 
만능 줄기세포 연구의 민감한 사안이 수반되지 않는 한, 인간 
시험대상자 관련 심의는 받아야 하되 전문적인 인간 EMRO는 
요구되지 않는다.

EMRO 절차는 인간 배아 줄기세포 연구를 비롯하여 
줄기세포의 유도와 명확히 관련되어 있지 않은 
연구들에 대해서도 관리 감독을 담당한다. EMRO 
절차는 기관, 지방, 지역, 국가, 국제적 수준에서, 
또는 이들 중 일부가 공동으로 실시할 수 있으며, 
심의 절차가 전 과정에 걸쳐 효과적이고, 공정하며, 
엄격하게 진행되는 한 특정 단일 위원회를 통해 
실시할 필요는 없다.

해당 연구의 과학적, 윤리적 측면의 엄격한 평가를 
보장할 수 있는 적절한 전문성을 활용할 수 있다면, 
인간 시험대상자 참여, 연구에서 인간 조직 입수, 
또는 생물 안전성 또는 그 외 유사한 사항에 대한 
관리 감독을 평가하는 현행 의무화되어 있는 기관 
심의로도 충분할 수 있다. 많은 경우, 미국의 배아 
줄기세포 연구 관리 감독(Embryonic Stem Cell 
Research Oversight, ESCRO) 혹은 ESCRO 위원회들
(미국 의학한림원[Institute of Medicine] 및 미국 
국가 연구 평의회[National Research Council], 
2005)과 같은 기존의 심의 기구들은 줄기세포 
연구나 인간 배아 줄기세포주의 유도를 명시적으로 
수반하지 않는 배아 연구들의 심의 및 관리 감독을 
수행할 수 있도록 잘 확립되어 있다. 철저하게 
심의를 실시하고 인간 배아 연구 및 인간 배아 
줄기세포 연구 고유의 민감한 사안 일체를 다룰 수 
있는 능력이 있다면, 중복 심의보다는 단일 심의가 
더 바람직하다.
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심의에는 다음에 대한 평가가 포함되어야 한다:

1. 연구 계획서의 과학적 타당성과 가치. 인간 배아 
또는 배아 유래 전능 또는 만능 세포를 이용한 
연구는 과학적인 목적과 방법론이 과학적 엄정성을 
보증할 수 있도록 면밀히 검토해야 한다. 특정 
물질을 사용하여 연구를 수행하는 것에 대해 
적절한 과학적 타당성이 요구된다.

2. 적절한 연구자 전문성. 연구 물질의 최적 활용을 
보장하기 위해 해당 실험을 수행하는 연구자의 
적절한 전문성 및/또는 교육 여부를 확인해야 
한다. 새로운 인간 배아 유래 줄기세포주의 유도 
또는 인간 배아 사용이 수반되는 실험의 경우, 
적절한 전문성이라 함은 이전에 배아 배양이나 
동물 시스템에서 줄기세포를 유도해본 경험, 인간 
배아 줄기세포 배양 및 유지에 대한 숙련도 등이 
포함된다. 배아 유래 세포주 유도를 수행하는 
연구자는 새로운 세포주의 특성 분석, 보관, 뱅킹, 
배포에 대하여 문서로 된 상세 계획을 가지고 
있어야 한다.

3. 윤리적 허용성 및 타당성.

연구가 반드시 투명하고 책임감있게 진행되도록 
윤리적 체계 하에서 연구 목적에 대한 평가가 
이루어져야 한다.

연구계획서에는 다른 대체 연구 방법에 대한 
논의가 기술되어 있어야 하고, 사용될 착상 전 
배아 수, 제안 방법, 동물 모델 시스템 대신 인간 
시스템을 대상으로 실험을 수행하는 이유에 대한 
타당성 등 심의 청구 대상 인체 유래물 사용에 
대하여 합리적 근거를 제시해야 한다.

EMRO 절차 제공 기구 또는 실시 단체는 지침을 
해석하고, 연구 활동을 규정하며, 준수 여부를 감시할 
책임이 있다.

EMRO 절차는 (1) 어떤 연구 계획서가 허용되는 
연구인지 또는 허용되지 않는 연구가 되는지를 
규정할 책임이 있으며, (2) 진행 중인 연구 계획을 
감시하고, 정기적으로 검토하며, 재승인할 책임이 
있다.

유도 만능 줄기세포 유도와 관련하여, 인간 대상자 
심의 위원회는 권고 2.2.3항에서 논의하고 별첨 1
에서 상세히 설명한 줄기세포 특이적 시험 대상자 
동의의 고려사항들을 활용해야 한다.

연구 심의와 관리 감독 기관의 구성

권고 2.1.2: EMRO 절차는 검토 대상 연구와 직접적 연관이 
없으며, 자질이 검증된 과학자들, 윤리학자들, 지역사회 
구성원들이 수행해야 한다.

EMRO 절차 참여자는 관련 분야에 특이적인 과학적 
및/또는 임상적 전문성, 윤리 및 연구 정책 전문성, 
공정성을 유지할 수 있는 능력, 평가대상 연구와 
관련된 정치적 혹은 재정적 이해관계 상충 여부를 
근거로 선발해야 한다. 연구 심의와 관리 감독 
역할을 맡은 자들은 심의의 공정성을 약화시킬 수 

있는 잠재적인 재정 및 비재정적 이해상충 관계를 
인지하고 있어야 한다. 그와 같은 이해상충 관계는 
평가를 실시하여, 최소화하고, 최대한 제거해야 
한다. 인간 배아 연구에 관여하는 각 교육 또는 산업 
기관은 해당 기관 연구자들의 인간 배아 연구 활동에 
적용되는 독립 심의, 승인, 모니터링을 실시할 수 
있는 적절한 내부 또는 외부 EMRO 절차를 확립해야 
한다. 적절한 전문성, 객관성, 책임감의 측면에서 
EMRO 기능을 수행할 참여자 구성에 대한 권고사항:

1. 심의 대상 연구에 직접적 연관이 없는 과학자들 
중에서 대표성 및 적절한 전문성을 가진 과학자 
및/또는 의사. 적절한 전문성으로는 줄기세포 
생물학, 보조 생식, 발달 생물학, 임상 의학과 같은 
분야들이 포함된다.

2. 심의 대상 연구의 윤리적 타당성과 해당 연구의 
파급 효과를 해석할 수 있는 윤리학자.

3. 해당 연구를 관할하는 현지 관련 규정 법규를 잘 
알고 있는 위원 또는 자문위원.

4. 고용이나 기타 사례를 받는 관계로 해당 기관에 
연계되어 있지 않으며, 공정하고, 줄기세포 연구로 
혜택을 볼 가능성이 있는 연구 대상자, 환자 및 
환우회의 입장과 요구를 잘 알고 있는 지역사회 
위원.

심의 범주

권고 2.1.3: 인간 배아 및 배아 줄기세포 연구가 충분한 고려 
속에서 진행되고 있음을 보증하고, 국제적으로 과학자들 간에 
연구 관행이 일관되도록 보증하며, 심의 대상이 되는 과학 
연구사업의 특성에 따라 구분하기 위하여, 본 장에서 기술하고 
있는 3가지 심의 범주를 연구 심의 및 관리 감독에 활용하도록 
한다.

2.1.3.1 범주 1. 기존의 법규 및/또는 위원회의 
심의로 승인이 가능하고, EMRO 절차 면제 대상으로 
결정된 연구. 범주 1 연구에는 다음이 포함된다:

1. 세포 배양에 한정되거나, 체외 분화 또는 면역 결핍 
생쥐에서 기형종 형성과 같은 통상적이고 표준적인 
연구 활동으로 이루어지는 기확립 인간 배아 유래 
줄기세포주 연구.

2. 배아 또는 전능 세포를 형성하지 않고, 만능 세포로 
인간 체세포를 리프로그래밍하는 연구(예, 유도 
만능 줄기세포 생성).

범주 1의 연구를 추진하는 기관은, (1) 인체 조직, 
동물, 생물안전성, 방사선 등에 관한 연구를 관할하는 
위원회가 해당 연구를 적절히 심의할 수 있고, (2) 
EMRO 절차에 따른 특별 심의를 받을 필요가 없음을 
확인할 수 있는 행정 절차를 확립하도록 한다. 
사용될 인간 배아 유래 줄기세포주의 출처에 대한 
조사가 면밀히 이루어졌고 본 지침에서 기술하고 
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있는 원칙들에 따라 허용 가능한 것으로 간주할 수 
있는지 여부와, 해당 연구가 과학적, 법률적, 윤리적 
기준에 부합되는지 여부를 결정하는 것이 이 행정 
절차에 포함되도록 한다.

2.1.3.2 범주 2. EMRO 절차의 심의를 받아야만 
허용되는 연구 형태. 인간 시험 대상자 연구 심의 
위원회 또는 체외수정(IVF) 의료기관 관리 감독 기구 
같은 다른 관련 관리 감독 체계와 함께 조직적으로 
종합 심의를 실시해야 한다. EMRO 절차에 따른 종합 
심의가 요구되는 연구들로는 다음과 같은 것들이 
있다:

1. 연구용 IVF 배아의 입수 및 사용.

2. 연구용 배아 생성을 위한 인간 생식세포의 입수.

3. 인간 생식세포를 생성하는 연구에서 인간 
배아를 생성하는 수정 연구 실시가 수반되는 경우.

4. 인간 배아 또는 체외 배아 생성에 이용되는 
생식세포의 유전적 조작이 관련된 연구.

5. 인간 배아로부터 새로운 만능 줄기세포주 확립.

6. 배태자 발생이 계속될 가능성이 있는 인간 전능 
줄기세포 생성을 목적으로 하는 연구.

7. 최소 기간 동안의 체외 배양을 보장하는 가운데, 
확고한 과학적 근거로 타당성이 입증된 바에 따라 
배아의 체외 배양 또는 인간 유기체의 잠재력을 
보일 수 있는 배아 유사 구조의 실험적 생성이 
수반되는 연구.

8. 인간 전능세포 또는 일체의 방법으로 유도된 
만능 줄기세포가 인간 배아와 섞여 있는 연구.

2.1.3.3 범주 3. 금지된 연구 활동. 이 범주에 
해당하는 연구들은, 확고한 과학적 근거가 부족하고, 
상당한 윤리적 우려를 불러 일으키고/일으키거나 
다수의 관할권에서 불법이라는 광범위한 국제적 공동 
인식이 존재하므로 현시점에서는 수행해서는 안된다.
그와 같은 연구로는 다음과 같은 것들이 있다:

1. 원형 그대로의 착상 전 인간 배아 또는 인간 
유기체의 잠재력이 있는 배아 유사 구조 생성물(
유도 방법에 관계 없이)을 14일 또는 원시선 생성 
중 먼저 도래하는 시점을 넘는 기간 동안 체외 
배양.

2. 인간 배아 또는 인간 유기체의 잠재력을 보일 수 
있는 유기체화 세포 구조를 자궁외 또는 사람이 
아닌 동물 자궁 내에서 임신 상태로 유지하는 실험.

3. 핵치환 또는 그에 상응하는 기술을 이용하여 
체세포로부터 핵의 리프로그래밍을 통해 
생성된 인간 배아를 인간이나 동물의 자궁 내에 

착상시키는 연구. 현재의 과학적 및 의학적 
안전성 우려를 고려하여, 인간의 생식 복제 시도는 
금지한다.

4. 핵 유전체에 변형을 가한 인간 배아를 인간이나 
동물의 자궁 내에 착상시키는 연구. 유전체 
변형 인간 배아에는, 핵 DNA에 가공 변형을 
가한 인간 배아 및/또는 핵 DNA가 변형된 인간 
생식세포로부터 생성된 배아로 해당 변형이 
생식계를 통해 유전되는 경우 등이 포함된다.

5. 인간 생식세포를 형성할 가능성이 있는 인간 
세포를 결합시킨 동물 키메라끼리 상호 교배 
번식시키는 연구.

면밀한 검토를 필요로 하는 새로운 배아 연구 범주  

권고 2.1.4: ISSCR은, 엄격한 EMRO 절차 하에서 실시될 
경우, 생식세포, 접합체 및/또는 착상 전 인간 배아의 핵 
유전체 변형이 수반되는 실험실적 연구를 지지한다. 그와 
같은 연구는 기반 지식을 향상시키고, 유전질환의 유전을 
방지하기 위한 방안으로 핵 유전체 변형을 사용하는 것과 
그에 대한 잠재적 안전성에 대해 심사숙고해야 할 사항들을 
알아내는 데에 중요하다. ISSCR은, 과학적 측면과 윤리적 
측면 모두 더욱 명료해지기 전까지, 인간 생식을 목적으로 
인간 배아의 핵 유전체를 변형하고자 하는 일체의 시도는 아직 
시기상조이며 현 시점에서는 금지해야 한다는 입장을 가지고 
있다.

과학자들은 현재 인간 배아의 핵 유전체 변형 기술이 
가진 정확도와 정밀도를 충분히 알지 못하며, 그와 
같은 과정을 통해 태어난 개인에게 미치는 안전성 
및 잠재적인 장기 위험성에 대한 평가도 완전히 
이루어지지 않았다. 뿐만 아니라, 이런 유전체 편집 
기술이 가진 능력과 한계, 그리고 이 기술을 인간의 
생식계에 적용했을 때 미칠 수 있는 영향에 대해 
대중적으로 및 국제적으로 충분한 논의가 아직까지 
이루어지지 않은 상태이다. ISSCR은, 인간 생식계에 
변형을 가하는 것이 만에 하나 임상적 적용에 
대한 허가를 받을 경우, 윤리적, 법적, 사회적으로 
미칠 파장에 대해 더욱 깊이 있고 철저한 고찰이 
이루어져야 한다고 생각한다.

반면, 미토콘드리아 치환 요법은 명백히 다른 
방법을 사용하며 핵 유전체에 직접적인 변형을 
수반하지 않는다. 미토콘드리아 치환 요법의 
안전성과 유효성을 알아보기 위한 전임상시험은 
현재 진행 중에 있으며 적절한 규제 관리 감독 
하에 계속되어야 한다. 이 기술에 대한 깊이 있는 
과학적 및 윤리적 논의가 최근 영국과 미국을 
비롯하여 세계 여러 곳에서 이루어진 바 있다(
영국 보건국[U.K. Department of Health], 2014; 
미국 과학공학의학한림원[National Academies of 
Science, Engineering and Medicine], 2016). 이 
기존의 보고서들이 제시한 지침에서는 미토콘드리아 
치환 요법의 임상 중개 연구를 위한 타당한 검토, 
승인, 관리 감독 체계를 제시하고 있다.

특별 검토가 요구되는 인간-동물 키메라 연구
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권고 2.1.5: 중추신경계 또는 생식계의 키메라 형성을 위해 
인간 전능 또는 만능 세포를 동물 숙주에 결합시켜 넣는 것이 
수반되는 연구는 특별한 연구 관리 감독이 요구된다. 이를 
관리 감독하는 데에는 철저한 과학적 지식이나 타당한 추론을 
바탕으로 확보된 기초 동물 자료를 활용해야 하며, 동물 복지 
원칙이 철저히 준수되어야 한다.

동물의 중추신경계 내에 고도의 기능적 외삽이 
발생할 가능성을 가지고 있는 인간 세포를 
이용하거나 동물 숙주 내에서 인간 생식세포 
생성을 목적으로 하는 키메라 연구는 특별 검토가 
필요하다(ISSCR, 2006; 영국 의과학회[Academy 
of Medical Sciences], 2011). 기관은, 실험동물의 
신경계로 삽입되어 들어갈 수 있는 능력이 있는 
인간 신경세포를 이용하는 키메라 연구를 특별 심사 
절차로 검토할지 기존의 동물연구 심사 절차로 
검토할지를 결정해야 한다. 동물 숙주의 특성을 
상당한 수준으로 변형시킬 수 있다는 우려를 
불러 일으키기에 충분할 만큼 기능적 삽입 정도가 
상당한 경우는 특별 심사 절차로 진행해야 하며, 
유연관계가 가까운 영장류에서 키메라를 생성하는 
경우에는 특히 엄격하게 심사 절차를 실시해야 한다. 
동물실험윤리위원회에는 관련 사안에 대한 전문성이 
있는 과학자와 윤리학자를 추가해야 한다.

줄기세포를 기반으로 하는 인간-비인간 키메라 
연구의 심의 및 관리 감독을 돕기 위해, ISSCR 법제 
윤리 위원회는 기관 동물 연구 윤리 위원회에서 
일반적으로 다루지 않는 사안이지만 심의와 관련된 
일련의 고려사항을 통해 심사자들에게 지침이 될 
수 있는 권고사항을 보고서로 발간했다(Hyun 등, 
2007). 과거 유전자 변형 실험 동물에서 얻은 
경험들은, 새로운 결함 및 결손 발생 가능성이 
존재하는 변형에는 적절한 주의를 기울일 필요가 
있음을 보여주었다. 오늘날의 표준 기준은 변형 
동물이 수반되는 연구에 다음 사항을 반드시 포함할 
것을 요구하고 있다. (1) 기저상태 동물 자료 확립, 
(2) 연구가 진행되는 동안 해당 종 동물의 정상 
상태에서 벗어난 일체의 사항에 관하여 지속적으로 
자료 수집, (3) 변형 동물에 발생하는 일체의 건강 
상태 변화를 알아내기 위한 소규모 예비 연구 활용, 
(4) 연구 계획서 변경의 필요성과 실험대상 동물의 
실험 중단을 결정할 권한이 있는 관리 감독 위원회의 
지속적인 모니터링과 해당 위원회 대상 보고. 
자료 수집 활동을 통해 확인된 사항들은 정확하게 
보고해야 하고 다른 사람들도 이를 토대로 할 수 
있도록 출판해야 한다. 이와 같은 4단계는 변형 
동물에서 예측하지 못한 고통과 괴로움을 최소화하기 
위한 것이다. 심사자와 시험자들은 개별 상황에서 
적절한 판단을 내리는 가운데 이 권고 보고서에서 
제안한 윤리 기준을 따라야 한다.

 2.2 생 체 유래 물질의 입수

인간 생식세포, 배아, 태아 조직, 체세포의 입수는 
인간 배아 및 줄기세포 연구 수행의 일부이다. 인간 
배아 및 줄기세포 연구에 관계된 국제 전문 과학계는 
반드시 국제적으로 허용되는 연구 윤리 원칙과 
현지 법률 및 규정에 따라 인체 생물학적 물질이 
입수되도록 해야 한다.

원료 입수의 관리 감독

권고 2.2.1: 인간 배아 및 줄기세포 연구에 사용하는 것을 
목적으로 하는 모든 생식세포, 배아, 또는 체세포는 입수하기 
전 엄격한 사전 심의를 받아야 한다.

특별 EMRO 절차 또는 줄기세포 전문가를 보강하여 
실시하는 기존의 인간 시험 대상자 연구 심의 
위원회의 심의에서는, 취약 계층이 그들이 처한 
의존적 상태나 자발적 동의 제공 능력 부족으로 인해 
이용당하는 일이 없도록 해야 하고, 인체 유래물을 
제공하도록 부당한 권고나 기타 부당한 영향을 받는 
일이 없도록 보장해야 한다.

생체 유래 물질에 대한 동의

권고 2.2.2: 모든 생식세포 공여자들을 비롯하여 배아 및 
배아 줄기세포 연구를 위한 모든 생체 유래 물질 제공 대상자 
동의는 명시적이면서도 동시점에 이루어져야 한다. 대상자 
동의는 일체의 생체 유래 물질을 연구팀에 전달할 것이 제안된 
시점에 또는 생체 유래 물질을 채취하고 향후 연구 목적으로 
보관하는 기간 동안 취득해야 한다.

명시적이면서 동시점에 이루어지는 동의란, 연구용 
배아 및/또는 불멸 줄기세포주 유도에 특이적으로 
사용하기 위해 입수가 이루어지는 시점에 공여자가 
제공하는 동의로 정의된다. 임상 진료 과정에서 
채취되었다가 폐기되는 조직 및 세포의 경우에도, 
해당 생체유래물질을 인간 배아 생성이 수반되는 
연구(예: 체세포 핵치환 또는 기타 전능성화 
리프로그래밍 방법)에 사용하려면 명시적 동의를 
획득해야 한다. 연구자가 조직은행을 통해 체세포를 
입수하는 경우는 동시점 동의를 필요로 하지 않는다.

그러나, 배아 또는 생식세포 연구를 위해 조직 
은행으로부터 체세포를 확보하는 것은, 공여자 
조직을 사용할 가능성이 있는 용도 중 하나로 
연구용 배아 또는 생식세포 생성을 특정하여 해당 
조직은행의 대상자 동의 문서에 명시하고 있고, 해당 
공여자가 이와 같은 잠재적 용도에 명확히 동의한 
조직 검체의 체세포를 연구자가 사용하는 경우에 
한하여 가능하다. 인체 유래물을 소아나 의사 결정 
능력이 없는 성인으로부터 확보하는 경우, 부모 중 
한 명, 법적 후견인, 또는 기타 관련 법규에 의해 
승인된 사람의 동의를 받아야 한다. 미성년자 또는 
의사결정능력이 없는 성인에게서도 승낙을 받는 것이 
강력하게 권장된다.

배아 및 줄기세포 연구용 생체유래물질 입수에 대한 
심의

권고 2.2.3: 입수 계획서 심의에서는 반드시 생체유래물질 
공여자가 본인의 자발적 연구 참여라는 특정 측면에 대하여 
적절히 고지를 받도록 보장해야 한다. 

연구자들은 주의를 기울여 대상자 동의를 얻어야 
한다. 대상자 동의 과정은 언어 장벽과 연구대상자의 
교육 수준을 고려해야 한다. 연구용 생체유래물질 
입수를 위한 대상자 동의에 공정하고 균일한 기준의 
채택을 촉진하기 위해, ISSCR은 다운로드 후 특정 
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시험 계획서에 맞추어 변형할 수 있는 서식 문서를 
제공하고 있다(별첨 2).

이 견본 문서들은 특정 연구의 용도에 맞게, 그리고 
현지 법률을 준수하도록 변형해야 한다.

확보된 생체 유래 물질로부터 만능 줄기세포가 
유도되는 경우에는, 그에 대한 대상자 동의서와 
논의에서 해당 인간 줄기세포 연구의 핵심적인 
측면을 설명하는 정보를 다루어야 한다. 이와 같은 
정보에는 생체 유래 물질 공여자와 부분적 또는 
완전한 유전적 일치를 보이는 불멸 줄기세포주가 
확립될 수 있다는 사실과, 현재로서는 완전히 
예상할 수 없는 다른 연구 목적으로 해당 연구기관에 
소속되지 않은 다른 연구자들과 그 줄기세포를 
공유할 수도 있다는 사실 등이 포함되지만 그에 
국한되지는 않는다. 대상자 동의 논의 목록은 별첨 1
을 참조하도록 한다.

연구용 조직을 제공하는 개인에 대한 금전적 사례

권고 2.2.4: 연구 관리 감독 주체는 배아, 생식세포, 또는 
체세포 제공자들에게 주어지는 일체의 배상, 보상, 대가의 
지급과 관련된 모든 계획을 승인 대상으로 해야 한다.

보관 중이던 생체 유래 물질을 연구용으로 
제공하기로 결정한 개인은 연구에 참여하기로 
결정하기 이전의 보관 비용을 보상으로 받아서는 
안된다. 신선 체세포나 정자를 연구용으로 제공하는 
경우, 공여자가 자가 부담해야 하는 비용에 대한 
보상은 심의 과정 중에 결정할 수 있다. 연구용 배아 
제공 또는 태아 조직의 제공 시에는, 해당 물질의 
입수와 관련하여 공여자에게 자가 부담 비용 이외 
일체의 금전적 사례나 대가를 제시할 수 없다.

권고 2.2.5: 연구용 난자 제공을 위해, 임상적 치료 과정이 
아닌 난자 채취가 이루어지는 경우, 비금전적 부담에 대한 
보상을 부당한 유인책으로 삼아서는 안된다.

생식세포를 채취하는 과정에서 여성은 남성에 비해 
더 큰 부담을 안기 때문에, 여성의 노력에 대한 
사사는 공정하고도 적절하게 이루어져야 한다. 
동시에, 부당하게 이용될 가능성을 피하기 위한 
주의도 기울여야 한다.

연구용 난자 제공이 허용되는 관할권이라면, 인간 
시험 대상자 연구 심의 위원회와 특별 EMRO 수행 
주체는 다음의 기준에 따라 여성의 안전과 연구용 
난자를 제공하는 여성이 자발적이면서도 정보를 안내 
받은 상태에서 선택하는 것인지 여부를 평가해야 
한다.

1. 사회적 약자(예: 경제적으로 어려운 여성)에게 
치우쳐서 연구용 난자 제공에 참여할 것을 
권장하는 일이 발생하지 않도록 모집 활동에 대한 
모니터링을 실시해야 한다.

2. 비금전적 부담에 대한 보상이나 대가가 허용되는 

관할권이라면, 그와 같은 보상이 부당한 유인책이 
되지 않도록 보장하기 위해 대상자의 시간, 
수고, 불편에 대한 금전적 사사 금액을 엄격하게 
심의해야 한다.

3. 현지 인간 시험 대상자 연구 심의 위원회에서 
허용하는 경우, 난자 제공자의 시간, 수고, 불편에 
대한 보상은 유사한 침습도 및 부담의 의학적 
절차를 받는 다른 연구 참여자들에 대한 보상 
수준에 합당하게 상응해야 한다. 보상 수준은 난자 
제공자들이 연구에 참여함으로써 겪는 신체적 불편 
및 수고 등 당사자의 비금전적 부담에 대한 사사를 
목적으로 해야 한다.

4. 어떤 종류의 금전 지급이나 기타 보상도 절대로 
연구용으로 제공되는 난자의 수나 품질에 대한 
반대급부로 지급되어서는 안된다.

5. 난자 채취는 의학적으로 자격이 있으며 숙련된 
의사에 의해서만 실시되어야 하고, 난소 과다 자극 
증후군의 위험을 줄이기 위해 빈번한 모니터링을 
실시해야 한다.

6. 배란 유도의 장기적 영향은 알려져 있지 않으므로, 
여성들은 배란 유도가 연구를 목적으로 하는 
것이든 보조 생식술을 목적으로 하는 것이든 관계 
없이 일생 동안 받는 호르몬 유도 난소 자극 주기의 
횟수를 제한해야 한다. 한도는 세심한 연구 심의 및 
관리 감독 절차로 결정되어야 하며, 건강에 미치는 
위험에 대하여 최근에 입수된 과학적 정보를 절차 
과정에서 안내해야 한다.

7. 생체 유래 물질의 동의를 받거나 채취를 
담당하는 불임 클리닉이나 다른 제3자는 
명시적으로 규정된 비용에 근거한 보상 및 
전문적 서비스에 대한 비용 외에 획득한 물질에 
대한 대가를 받아서는 안된다. 불임 클리닉은 
연구용 조직 제공을 통해 영리를 취해서는 
안된다.

난자 채취 및 제공자의 수고에 대한 금전적 사사를 
둘러싼 윤리적 고려사항과 관련하여 심의 위원회에 
지침을 제공하고자, ISSCR 법제윤리위원회는 해당 
문제들에 대한 고려사항들을 기술한 자문보고서를 
발간했다(Haimes 등, 2013).

치료와 연구 동의의 분리

권고 2.2.6: 연구 기증을 위한 대상자 동의는 임상 치료를 
위한 환자 동의와 구분되어야 한다.

자유롭고 자발적인 선택을 용이하게 하기 위해, 불임 
치료를 위한 생식세포 제공이나 배아 생성과 관련된 
결정을 내리는 데에 있어서 해당 생체유래물질을 
연구에 사용할 것을 제안하는 연구자가 영향을 
미쳐서는 안된다. 임상적 치료 과정 동안, 연구자들은 
불임 치료팀원에게 환자로부터 최적의 불임 치료에 
필요한 것보다 더 많은 수의 배아 생성 또는 더 많은 
수의 난자 채취를 요청해서는 안 된다. 가능한 한, 
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주치의 또는 불임 전문의가 입수된 물질에 대한 연구 
수행을 제안하는 연구자이기도 해서는 안 된다.

유럽 CNS 이식 및 보존 네트워크(Network of 
European CNS Transplantation and Restoration, 
NECTAR)가 발간한 태아 조직 연구 지침과 미국 
법령에 따라, 임신의 종료에 대하여 여성이 내리는 
결정은 당사자의 태아 조직이 연구에 사용될 
가능성에 영향을 받아서는 안된다. 태아 조직 입수 및 
연구에 대한 대상자 동의는 대상 여성이 합법적으로 
임신을 종료하기로 결정한 후이면서 유산 절차를 
실시하기 전에 취득해야 한다. 의학적 절차는 공여 
태아 조직을 연구에 사용하기 용이하게 하기 위한 
목적만으로 표준 진료를 벗어나서는 안된다. 의사와 
의료기관은 연구용 태아 조직의 입수를 통해 영리를 
취해서는 안된다.

생체 유래 물질 입수를 위한 대상자 동의

권고 2.2.7: 인체유래물 입수와 관련된 대상자 동의 절차와 
연구 설계는 엄격하게 이루어져야 한다.

대상자 동의서는 대상자 동의 절차 중 하나의 측면에 
불과하다. 대상자 동의서의 목적은 윤리적으로 
관련된 모든 정보가 논의되었음을 기록으로 남기는 
것이다. 대상자 동의서만으로 연구진과 인체유래물 
제공자들 간의 논의를 대체할 수는 없다. 그러므로 
연구자들은 대상자 동의 과정 자체를 강화하는 데에 
집중할 것이 권장된다. 이 절차는 다음의 방식으로 
강화될 수 있다.

1. 가능한 한, 대상자 동의 논의를 수행하는 자는 
연구 계획서와 관련하여 기득권이 없어야 한다. 
연구팀원이 대상자 동의 과정에 참여할 경우, 그 
역할이 공개되어 있어야 하고 투명하고 정확하게 
정보가 제공되도록 보장하기 위해 주의를 기울여야 
한다. 

2. 실증 연구에 따르면 대상자 동의는 정적인 
일회성 공개 행사에 반해, 동적이고 상호작용이 
있으며 발전적인 절차일 때 가장 효과적인 것으로 
나타났다(Flory와 Emanuel, 2004). 따라서, 
연구자들은 생체유래물질 공여자들에게 연구 
계획에 참여하는 것에 대해 충분히 논의할 수 있는 
기회를 주어야 한다.

3. 인체 유래물을 입수하기 이전에 해당 물질 
제공자가 요청에 따른 상담 서비스를 활용할 수 
있어야 한다.

4. 모든 유형의 인체 생물학적 물질 입수에 대한 
대상자 동의 관련 연구와 함께, 관련이 있는 경우 
난자 회수와 연관된 장기적 위험에 대하여 진행 
중인 연구를 고려하여 동의 절차를 수정해야 한다.

 2.3 인간 만능 줄기세포주의 유도, 
뱅킹,  배포

권고 2.3.1: 새로운 hESC 세포주 유도 연구 계획서는 과학적 
타당성이 제시되어야 하고 적절한 전문성을 갖춘 과학자가 
실시해야 한다. 이와 같은 세포주 유도를 수행할 수 있는 
특권에는 해당 세포주를 연구 단체들과 나누어야 하는 의무가 
수반된다.

비배아 줄기세포주 유도에 대하여 특별 EMRO 
절차가 요구되는 것은 아니지만, 뱅킹과 배포에 대한 
일반적 원칙과 기대되는 바는 과학적으로 귀중한 
모든 종류의 줄기세포주에 폭넓게 적용된다.

세포주 유도 계획 중 뱅킹

권고 2.3.2: 유도 연구계획서에는 새로운 세포주의 뱅킹과 
공동이용에 대한 사항이 명확하고 상세하게 기술되어야 
한다.새로운 만능 줄기세포주는 일반적으로 세포주 유도와 
최초 발표가 이루어진 후 가능한 한 빨리 이용할 수 있게 해야 
한다.

많은 자금 제공처 및 학술지들의 정책과 마찬가지로, 
ISSCR은 발표와 동시에 해당 세포주가 분양 및 
배포되도록 연구자들이 조기에 세포주를 중앙 
보관소에 기탁할 것을 권장한다. 세포주 유도를 
수행하는 연구자는 새로운 세포주의 특성 분석, 보관, 
뱅킹, 배포에 대하여 문서로 된 상세 계획을 가지고 
있어야 한다. 유도를 수행하는 연구자는 공여자의 
개인정보 보호를 위한 계획을 제시해야 한다. 
연구자는 또한, 요즘과 같은 데이터 집약적 연구 
시대에, 완전한 개인정보 보호는 보증하기 어려울 수 
있음을 공여자에게 알려야 한다.

우연한 발견사항

권고 2.3.3: 연구자 및 보관소는 우연히 발견한 사항을 
연구대상자에게 알려줄지 여부와 알릴 방법에 대한 방침을 
세워야 한다. 대상자 동의 과정 동안 이 방침에 대한 설명이 
이루어져야 하며, 만약 있다면 잠재적 대상자는 어떤 종류의 
우연한 발견사항을 알기를 원하는지 선택할 수 있어야 한다. 
관할권에 따라 공중 보건과 관련된 발견사항은 보고가 법으로 
요구될 수도 있다.

인간 줄기세포주, 특히 체세포로부터 유래된 
세포주로 연구가 진행되는 동안, 연구자는 생체 유래 
물질 공여자에게 중요할 수 있는 정보를 발견할 수도 
있다. 우연한 발견사항을 생체 유래 물질 공여자에게 
알리는 것이 가지는 최종적인 손익은 현재로서는 
불분명하기 때문에, 모든 연구와 관할권에 걸쳐 
단일한 방안으로 우연한 발견사항을 관리하는 것은 
적절하지 않을 수도 있다. 우연한 발견사항을 연구 
대상자에게 알려주는 계획이 연구에 포함되어 있는 
경우, 연구자들은 대상자의 담당의가 참여하는 
가운데 충분한 자원이 지원되고 실용적인 피드백 
방식을 제안해야 하고, 가능한 경우 일체의 우연한 
발견사항에 대한 검증을 포함하도록 한다.

다른 연구자로부터 물질을 제공 받는 연구자는 
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우연히 발견된 정보와 관련하여 공여자에게 연락을 
취하거나 공여자의 신원을 알아내려는 시도를 하는 
것이 일반적으로는 금지되어 있다는 것을 알고 
있어야 한다. 공여자에게 연락을 취하는 것은 일차 
연구기관 또는 중앙 보관소가 다루어야 할 문제이다.
그러나 이차 연구자는, 책임있는 당사자들 중 어느 
쪽이든 가지고 있는 우연한 발견사항에 대한 방침을 
알고 있어야 한다.

앞선 예시의 경우, 중앙 보관소는 일차 연구자(또는 
다른 생체 유래 물질 채취자)가 수립하고 대상자 동의 
과정 동안 공여자에게 안내되었던 우연한 발견사항 
방침을 따라야 한다.

우연한 발견사항에 관한 방침이 성공적으로 이행될 
수 있는지 여부는 세포주 배포 시 이력추적 가능 
여부에 달려 있다. 그러므로, 모든 제공자와 수여자는 
반드시 물질 이전 계약을 철저하게 준수하는 가운데 
세포주 배포가 이루어지도록 보장해야 한다.

보관소

권고 2.3.4: ISSCR은 새롭게 유도된 줄기세포주 수용과 
국제적 배포를 담당할 것으로 기대되는 국가 및 국제 보관소 
설립을 권장한다.

줄기세포주의 교환과 배포를 용이하게 하기 위해, 
보관소는 공통의 방법과 기준을 세우고 준수하기 
위한 노력을 기울여야 한다(5항, 줄기세포 연구 기준 
참조). 최소한 각 보관소는 자체 지침을 확립하고 그 
지침을 일반에 공개해야 한다. 보관소는 명확하고 
쉽게 이용할 수 있는 물질 이전 계약서를 가지고 
있어야 한다. 물질 이전 계약서 견본은 별첨 3에서 
확인 가능하다. 각 보관소는 자체 배포 기준을 가지고 
있을 수 있다. 보관소는 세포주가 해당 보관소의 
기준을 충족하지 못하는 경우 보관을 거절할 권리가 
있다. 보관소는 만능 줄기세포주 및 관련 물질들의 
기탁, 보관, 분양과 관련하여 명확하면서도 대중들이 
활용할 수 있는 실시 계획서도 보유하고 있어야 한다.

기탁의 경우, 보관소는 기탁자 측의 관련 연구 
심의 및 관리 감독 절차와 관련된 문서를 받아야 
한다. 이 문서들은 보관소에서 파일로 보관해야 
한다. 여기에는 연구 물질을 이 지침에 요약된 대로 
윤리적이고도 법적인 입수 원칙에 따라 입수하는 
과정이 승인되었다는 근거, 새로운 세포주 유도의 
연구계획서 승인, 공여자의 동의서 사본, 해당 사항이 
있는 경우 공여자에게 제공되는 모든 종류의 직접 
비용 보상 및 금전적 사사에 대한 내용이 포함되지만 
그에 국한되지는 않는다.

보관소는 기탁자로부터 모든 기술적 정보를 확보해야 
한다. 예를 들면, 세포주 유도에 사용된 방법, 배양 
조건, 감염성 질환에 대한 검사, 계대 수, 특성 분석 
결과가 이에 해당한다. 보관소는 이 정보를 대중에 
공개하도록 한다. 보관소가 기탁자의 시험 계획서를 
변형하거나 추가 자료를 얻었다면 이에 관련된 
내용도 대중에 공개하도록 한다.

보관소는 다음의 업무들을 수행하지만 수행 범위가 

다음에 국한되지는 않는다.

1. 기탁 신청의 검토 및 승인.

2. 기탁물에 고유 식별자(색인 번호) 부여.

3. 세포주의 특성 분석.

4. 인간 병원체 검사.

5. 세포주의 증식, 관리, 보관.

6. 모든 절차의 품질 보증 및 품질 관리.

7. 관련 특성 분석 자료, 시험계획서, 세포주 활용 
가능 여부에 대한 내용을 담고 있는 웹사이트의 
관리.

8. 분양된 세포주의 이력 추적.

9. 물질 분양에 대하여 명확하고도 공정한 요금 내역 
고지. 보관소는 국제적으로 분양하도록 하고, 
배송료 및 수수료를 포함하여 필요한 비용 만을 
부과하도록 한다.

10. 우연히 알게 된 건강 관련 사항을 공여자에게 
알려줄 경우, 실시 계획 준수.

줄기세포주의 출처

권고 2.3.5: 해당 세포주들이 연구 단체들에서 널리 사용되는 
경우, 줄기세포주의 출처를 문서화하는 것이 필수적이다. 
관련된 대상자 동의서와 유전체 및 기능 특성 분석에 관한 
일차 원자료 열람을 통해 쉽게 출처를 확인할 수 있어야 한다.

인간 줄기세포주 생성에 관여되는 원료의 특성으로 
인해, 공여자와 공여자 정보를 기밀유지를 보호할 
수 있는 적절한 안전조치를 취하도록 한다. 
줄기세포주의 유용성을 최대화하고 향후 잠재적인 
치료적 활용을 불가능하게 만들지 않기 위해, 가능한 
한 많은 공여자 정보를 세포주와 함께 유지하도록 
한다. 이 정보에는 성별, 민족, 병력, 감염성 질환 
선별 등이 포함되지만 그에 국한되지 않는다. 현지 
법률에 따라, 공여자 검체와 세포주는 무기명화 
또는 신원을 확인할 수 없도록 해야 한다. 보관소는 
입수하는 과정에서 제공되었던 모든 직접 비용 보상 
또는 모든 종류의 금전적 사사를 포함하여 대상자 
동의서와 공여자 정보를 모으고 관리한다. 

연구 물질의 이용 기회

권고 2.3.6: 공공기관이든 사립기관이든, 학계이든 학계가 
아니든 관계없이, 인간 줄기세포 연구에 관여하는 기관은 
이 지침 및 관련 법규로 결정된 바에 따라 절차를 수립하고 
그 절차에 따라 과도한 금전적 제약이나 행정적 저항 없이 
과학적으로 타당하고 윤리적인 목적을 위해 연구 과학자들이 
제약없이 연구 물질을 이용할 기회를 가질 수 있도록 해야 
한다.
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ISSCR은 그와 같은 기관들이 지적 재산을 산업체에 
분양하게 될 때 연구 단체들을 위해 비독점적 
접근권을 유지하고 대중의 이익을 일차 목적으로 
우선시할 것을 권고한다. ISSCR은 연구자들이 인간 
줄기세포 연구에 참여하는 특권을 부여 받은 것에 
대한 필수조건으로 생물의학 연구 단체들이 비상업적 
연구를 목적으로 연구물질을 용이하게 구할 수 
있도록 하는 것에 동의해야 한다는 원칙을 지지한다.  
세포를 공급하는 기관이나 연구자에게 과도한 재정적 
부담이 되지 않도록, 수령하는 측에서 세포주 증식, 
취급, 배송에 따른 수수료를 부담하도록 한다.

ISSCR은 소중한 연구 자원이 국경을 초월하여 
더 널리 보급될 수 있도록, 인간 줄기세포 연구를 
수행하는 과학자들에게 자신이 유도한 일체의 인간 
줄기세포주를 국가 또는 국제 보관소에 기탁할 것을 
권장한다. 과학자들과 줄기세포 보관소는 국제 협력 
촉진을 위한 표준 작업 지침서 조화에 협력해야 한다
(5항 줄기세포 연구의 표준을 함께 참조).

 2.4 시 행 방안

권고 2.4.1: ISSCR 지침은 학계, 전문가 사회, 기관의 자체 
규정 기준을 통해 유지 및 시행하도록 한다.

신중하고도 투명한 대화를 통해 인간 배아 및 
줄기세포 연구의 윤리 기준 및 실천에 관한 합의를 
도출하는 것은 신뢰를 바탕으로 국제 협력을 
진행하고 세계 어느 곳에서도 과학계 및 윤리계가 
타당한 것으로 수용할 수 있는 연구를 수행할 수 
있도록 하는 필수 촉매제이다. 이와 같은 기준과 
지침은 해당 분야의 모든 연구자들에게 적용되는 
종합 행동 수칙이 된다. 과학 출판물의 선임 또는 
책임 저자는 특히 인간 배아 및 줄기세포 연구를 
수행하는 과정과 각각의 조직 또는 과제에서 일하는 
연구자들을 감독하는 과정에서 이 지침에 담긴 
행동 수칙의 준수를 보장할 책임을 진다. 인간 배아 
및 줄기세포 연구를 수행하는 기관은 해당 기관의 
후원으로 일체의 관련 과제에 종사하는 연구자들, 
특히 비선임급 연구자들에게 관련 기준 및 지침에 
관하여 지속적으로 최신의 정보를 제공하기 위해 
최선의 노력을 기울이도록 한다.

논문 출판 시 동료 검토 및 편집위원단 심사과정에서 
면밀한 윤리 기준에 따라 연구가 수행되고 있는지를 
보장하는 것에 관심을 두는 것이 타당하다. 학술지 
편집위원과 투고 논문 심사자는 적절한 윤리 체계 
심사와 연구 과정 감독을 위해 연구 계획서와 
동의서 열람을 요청할 수 있으며, 해당 지침이나 
규정 또는 그에 상당하는 바를 준수하였음에 대한 
저자의 진술을 요구할 수 있다. 저자는 적절한 연구 
감독 절차에 따라 승인을 취득한 후 해당 연구를 
실시했다는 진술을 포함하도록 한다.

연구비 지원자, 특히 해당 연구를 수행하는 개별 
과학자는 제안한 연구가 윤리적 및 법적으로 관련 
현지 및 국가 규정과 이 지침 또는 또는 그에 상당한 
바를 준수하고 있음을 입증하는 충분한 문서를 
연구비 지원 기관에 제출하도록 한다. 연구비 지원 

기관은 이 지침 또는 그에 상당한 바를 준수할 
것을 서약하고 해당 기관의 연구비 지원을 받는 
기관에게도 동일한 서약을 요구하도록 한다.

마지막으로, 앞서 기술한 바와 같이, ISSCR은 
국제적으로 용인되는 인간 배아 및 줄기세포 연구의 
기준 및 지침이 용이하게 채택될 수 있도록, 연구용 
인체 유래물 확보를 위한 동의서 견본과 물질 이전 
및 공유 계약서 견본을 다운로드할 수 있도록 공개해 
두었다(별첨 2 및 3). 이 서식들은 현지 법규를 
따르도록 변형할 수 있다.

 3. 줄기세포의 임상 중개

이 항에서는 기초 줄기세포 연구를 적절한 임상적 
응용으로 책임감 있게 중개하기 위해 언급되어야 
하는 과학적, 임상적, 규제적, 윤리적, 사회적 
문제들을 다루고 있다.

기초 줄기세포 연구의 급격한 발전과 인간 질환 
동물 모델에서 세포를 이용한 성공적 중재를 다룬 
수많은 보고들로 인해 재생 의료와 세포 치료의 
희망에 거는 기대가 높아졌다. 언론과 대중이 
세포치료에 보내는 막대한 관심은, 공정하고 
철저하면서도 냉정하게 평가한 전임상 근거로 
타당성을 입증하기 훨씬 이전에 임상에 적용하고 
임상시험을 개시하려는 방향으로 문제가 되는 
경향을 보이고 있다. 임상시험은 연구 대상자에게는 
부담이 되며 비용도 많이 소요된다. 합리적 근거, 
가능성 있는 작용기전, 높은 성공률이 입증되기 전에 
새로운 기전의 의학 중재법에 투자가 이루어지게 
되면 한정되어 있는 자원을 허비하게 되며 임상시험 
대상자들을 불필요하게 위험에 노출시키게 된다. 이 
항에서는 신중하면서도 근거에 기반한 임상 중개 
발전에 대하여 논한다. 줄기세포 과학은 일반적으로 
받아들여지는 철저한 일련의 이행지침을 준수할 때 
그 가능성을 가장 잘 실현할 수 있게 된다.

 3.1 세포 가공 및 제조

대부분의 국가 및 관할권에서는, 환자 보호와 신중한 
자원 활용을 보장함으로써 새로운 치료법이 대중을 
위해 가장 널리 유익하게 활용될 수 있도록 의학적 
치료용 세포 제품의 사용을 정부 기관이 규제하고 
있다. 현재 일부 세포 및 줄기세포 기반 제품들이 
인체 적용에 승인을 받은 상태이기는 하지만, 무수한 
질환에 적용하기 위해 시험 실시 중에 있는 새로운 
세포 제품의 수는 증가하고 있으며 이 제품들의 가공, 
제조, 규제 승인을 받기 위한 과정에서는 새로운 
어려움들이 발생하고 있다. 잠재적 세포 제품의 
다양성을 고려하여, 이 지침에서는 환자에게 투여될 
세포들이 최대한 온전한 상태로 효과가 있으면서도 
안전하도록 보장하기 위해 모든 제품의 세포 가공 및 
제조 과정을 치밀하고, 전문적이며, 독립적인 심의 
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및 관리 감독 하에서 실시해야 한다는 점을 강조한다.  
인체 밖에서 세포에 가하는 조작은 최소한도라 
하더라도 병원체 오염이라는 추가적인 위험을 가져올 
수 있으며, 배양액 중에서 장기간 계대 배양을 실시할 
경우 유전체 불안정성 및 후성유전학적 불안정성이 
발생하여 세포의 기능 변형 또는 종양화가 초래될 
가능성이 있다. 많은 국가에서 세포를 환자에게 
투여하는 것을 관리하기 위한 규정을 확립하였으나, 
새로운 유사 만능 세포 및 다수의 관련 세포치료와 
관련하여 최적화된 세포 가공 표준작업지침서, 특성 
분석 시험계획서, 출하 시 기준은 더 정비가 필요한 
상황이다.

줄기세포와 그 후대 세포가 가지고 있는 고유한 
특성인 증식 및 재생능과 해당 치료 방식 적용에 
잠재된 불확실성으로 인하여, 규제 당국은 줄기세포 
기반 치료와 관련하여 기존의 규정 범위에서 예견할 
수 없었던 특수한 어려움을 겪고 있다. 다음의 
권고사항들은 세포 가공 및 제조와 관련된 일반적인 
고려사항들을 담고 있다.

 3.1.1 원료의 확보

공여자 동의

권고 3.1.1.1: 세포를 동종적 사용을 목적으로 기증하는 
경우, 공여자는, 가능한 한 잠재적인 연구 및 치료적 사용 
조건, 우연한 발견사항에 대한 고지, 상업적 활용의 가능성, 
기타 사항 등을 다루며 법적으로 유효한 서면 대상자 동의를 
제공해야 한다.

연구자들은 반드시 대상자 또는 대상자를 대신하여 
결정을 내릴 대리자가 연구 참여와 관련된 
줄기세포의 특이적인 측면을 충분히 이해하도록 해야 
한다. 공여자 동의와 관련된 논점 목록은 별첨 1을 
참조하도록 한다.

인간 공여자로부터 최초로 조직을 입수하는 단계는 
관할권에 따라 의약품 제조 및 품질관리 기준(GMP)
이 요구될 수도 요구되지 않을 수도 있지만, 항상 
비임상 시험 관리기준(GLP) 및/또는 인간 조직 
입수와 관련된 규제 지침을 따르고 오염, 감염, 
병원체 전염의 위험을 최소화하기 위해 지속적으로 
전반적 주의를 기울여야 한다.

공여자 선별

권고 3.1.1.2: 혈액 및 고형 장기 기증의 경우와 마찬가지로 
감염성 질환과 다른 위험 요인들에 대해, 그리고 적절한 경우 
유전 질환에 대해 공여자를 선별해야 한다.

만능 세포 생성을 위한 조직 입수는 다른 목적을 
위한 세포 입수와 유사하며 동일한 법규와 규정을 
적용한다. 그러나, 조직은 한정된 수의 수여자에게 
배포되는 반면 iPSC나 다른 만능 유도 동종 조직은 
대규모 대상군에게 이식될 가능성이 있다는 점에서 
조직 공여와 만능 줄기세포 생성 사이에 선별을 더욱 
중요하게 만드는 중요한 차이가 있다.

또한, 세포는 이식 전에 배양으로 증식하고/하거나 
이종 배양 물질에 노출될 가능성이 높다. 그에 따라 
바이러스 및 프리온 입자 같은 다른 감염성 물질이 
전염될 위험도 비례하여 증가한다. 세포 기반 치료의 
중개 및 활용 시에는 규정을 주의하여 준수하고 
세포의 이력을 추적하는 한편 위험 완화 계획을 
수립하는 것이 필수적이다. 미국 식품의약청(FDA; 
http://www.fda.gov/) 및 유럽의약국(EMA; http:// 
www.ema.europa.eu/)과 같은 규제기관은 공여자 
검사 및 선별에 관한 지침을 발간한 바 있다.

 3.1.2 제조

조직으로부터 생성된 파생 세포는 제조된 제품으로 
간주되며 다양한 규정의 적용을 받는다. 일반적으로, 
세포 제품을 제조하고자 하는 모든 연구자들은 
최신의 GMP 실시 계획서를 활용하도록 한다.

제조 품질 관리

권고 3.1.2.1: 시약의 품질과 제조에 사용되는 실시 계획서의 
일관성을 보장하기 위해 모든 시약과 공정에 품질 관리 시스템 
및 표준 작업 지침서를 적용한다. 임상적 적용을 목적으로 
광범위한 조작을 거친 줄기세포는 GMP 절차를 따르도록 한다.

서로 다른 세포 유형, 조직 기원, 제조 및 적용 
방식들이 다양하여 세포 가공 및 제조에는 개별적인 
맞춤형 접근이 필요하다. 배양액 중에 세포를 
일정 기간 동안 둘 경우 세포는 체내에서와는 다른 
선별압의 영향을 받게 된다. 배양액 중에서 세포는 
노화하고 유전적 및 후성 유전적 변화 모두 축적될 
수 있을 뿐 아니라 분화 거동 및 기능에도 변화가 
발생할 수 있다. 세포를 배양하는 동안의 유전체 
안정성에 대한 과학적 지식과 배양된 세포의 유전적 
및 후성 유전적 상태 분석법은 아직도 확립 중에 
있다. FDA와 EMA의 지침은 다른 문서들과 함께 세포 
제품의 제조 및 품질관리에 대한 로드맵을 제공한다. 
그러나, 앞으로 개발될 많은 세포 제품들이 예측하기 
어려운 거동을 보이는 전적으로 새로운 형태가 될 
것임을 고려하여, 과학자들은 반드시 가장 최신의 
정보가 규제 절차에 반영될 수 있도록 규제자들과 
나란히 함께 협력해야 한다. 시험간 비교와 용량-반응 
상관성의 신뢰도 및 독성 기전 평가 결과를 보장하기 
위해 필수적인 세포의 확인, 순도, 역가를 비교할 수 
있도록 공통 기준을 마련하는 것은 중요한 목표이다.

가공 및 제조 관리 감독

권고 3.1.2.2: 세포 가공 및 제조 실시 계획서의 관리 감독 
및 심의 정도는 세포의 조작, 기원, 적용 목적에 따른 위험, 
임상시험의 특성, 해당 제품에 노출될 연구대상자 수에 
비례한다.

만능 줄기세포는 오랜 기간 동안 배양 유지됨에 
따라 발생하는 돌연변이 획득, 부적절한 세포 
표현형으로의 증식 및 분화, 양성 기형종 형성 또는 
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악성 종양 파생, 분화 실패 등의 가능성이 포함된 
만능성으로 인해 추가 위험을 가지고 있다.

줄기세포 유래 제품의 안전성을 최대화하기 위해 
적절한 검사가 개발되어야 한다.

수여자에게 더 큰 위험을 가중할 수 있는 요인들로는 
세포의 증식 및 분화 잠재력, 기원(자가 유래, 동종 
유래), 유전적 조작의 유형(조작을 가한 경우), 동종 
목적 대비 비동종 목적 사용 또는 이소성 사용, 
수여자 체내 잔존성, 세포 유형의 종특이성 수준, 
조직 및 장기 내로 기대되는 세포 생착(대비, 예를 
들면, 캡슐화)등이 있다.

적절한 세포원료를 활용할 수 있는 경우, 전반적이고 
종합적인 유전 및 후성유전 평가와 기능 평가 등이 
적용되며, 이들은 독립적인 전문가로 구성된 패널의 
심사 과정 중에 명시되어 있어야 한다. 동결보존 
또는 다른 방법으로 보존된 제품의 경우, 단기 또는 
장기 보존이 제품의 역가에 미치는 일체의 영향을 
확인해야 한다. 위험도 상승과 관련이 있는 인체 
유래물(예: 동종 및 혼합 원료 물질)은 안전성과 
품질에 대해 엄격히 검사한다.

세포 기반 제품이 최소 조작임을 주장하고 이를 
근거로 규제 관리 감독에서 면제 받는 경우, 
독립적이며 이해관계가 없는 전문가가 규제 관리 
감독의 적정 수준을 결정할 수 있으며 그 결과에 
따라 세포 조작 공정에 걸친 철저한 검토는 시술자가 
책임진다. 최근 FDA가 대중의 의견을 듣고자 발표한 
지침 초안에는 자가 유래 세포 기반 제품의 조작이 
더 이상 최소한도 또는 동종 목적 사용으로 간주되지 
않을 수 있으며 그에 따라 FDA 관리 감독 대상이 
되어야 함을 설명하고 있는 일련의 사려 깊고 설득력 
있는 원칙을 담고 있다.

일반적으로, 세포 가공 및 제조의 검토는 후기 
임상시험에서 세포를 검사하는 경우, 임상 환경에서 
사용되는 세포의 경우, 또는 다수의 환자에게 
투여되는 세포의 경우에 더욱 엄격하게 이루어 진다.

세포의 배양액 또는 보존액 중 성분

권고 3.1.2.3: 세포 배양액이나 보존액에 사용된 동물 유래 
성분은 언제든 가능한 경우 인체 유래 성분 또는 화학적으로 
규명된 성분으로 대체해야 한다.

동물 유래 성분은 변이도가 높고 병원체 또는 원치 
않는 생물학적 물질의 전염 위험이 존재하는 경우가 
빈번하다. 연구자들은 가능한 대체물이 없음을 
입증하고 동물 기반 성분 사용에 대하여 우호적인 
위험성/유익성을 문서로 제시함으로써 이 권고를 
반박할 수 있다.

출하 기준

권고 3.1.2.4: 인체 투여용 세포 출하 기준은 배양 중 획득된 
이상으로 초래되는 위험성을 최소화할 수 있도록 설정해야 
한다. 제품 출하를 위해서는 공정 중 검사를 비롯하여 최종 

제품의 검사가 필요할 수 있으며 해당 검사는 심사 과정 중에 
명시되어야 한다.

만능 세포의 특성과 특징적인 기형종 형성능으로 
인해, hESC와 유도 만능 줄기세포 또는 그 분화 
유도체의 잠재적 종양원성이 특히 우려되고 있다. 
공정 중 검사를 실시하는 동안, 핵형 상의 불안정성과 
더불어 시험계획서 검토 과정에서 규정된 추가적인 
전반적 유전 및 후성유전 평가지표를 평가하는 것이 
중요하다.

보관소 및 데이터베이스

권고 3.1.2.5: 연구비 지원처, 산업계, 규제처는 임상적으로 
유용한 세포주의 공공 보관소와 데이터베이스를 확립하고 
특정 질환 치료에 해당 세포의 활용도를 결정할 수 있는 
적절한 정보가 포함되도록 함께 노력을 기울여야 한다.

일부 줄기세포 제품은 최소 조작과 즉시 사용을 
수반하는 반면 향후 사용을 위한 보관을 필요로 
하는 줄기세포 제품도 있다. 기존에는 두 가지 
형태의 줄기세포 은행이 존재한다: (1) 개인으로부터 
세포를 채취하고 해당 개인 또는 지명된 가족 일원의 
향후 사용을 위해 보관하는 민영 은행과 (2) 혈액 
은행과 비슷한 형태로, 세포를 확보, 가공, 보관하여 
필요도에 기초한 우선순위 목록에 있는 적합 
수여자에게 전달하는 공공 은행. 줄기세포에 기반한 
치료법이 효과가 있는 것으로 입증되고 표준 치료가 
된다면, 은행 설립은 공익을 위한 것이 될 수 있다. 
은행은 사회 정의와 광범위한 활용을 고취할 수 
있도록 유전적 다양성을 반영하도록 한다.

데이터베이스는 소유권자의 정보 유출을 
방지하면서도 적절한 개인이 활용하기 용이하도록 
신중히 검토하여 설계가 이루어져야 한다. 단일화된 
보관소가 확립될 가능성이 낮기 때문에, 보관에 
관한 표준 기준의 조화와 합의된 표준 작업 지침서 
개발을 촉진할 수 있도록 골수 레지스트리 또는 혈액 
은행 협회들을 아우르며 국제적으로 어느 곳에서도 
소속되지 않은 기관을 두는 것이 중요하다.

 3.2 전임상시험 

전임상시험의 목적은 1) 제품의 안전성에 대한 
근거를 제시하고, 2) 치료 효과에 대한 원리 증명
(proof-of principle)을 확립하는 것이다. 헬싱키 
선언 및 뉘렌베르크 강령과 같은 국제 연구 윤리 
원칙에서는 임상시험을 실시하기 전에 동물 시험을 
수행할 것을 강력히 권장하고 있다. 연구자들은 
사람을 대상으로 줄기세포 임상시험을 개시하기 
전, 적절한 생체외 및/또는 동물 모델에서 임상적인 
전망을 설득할 수 있는 근거를 얻어야 한다. 이 
때 전임상시험을 엄격하게 설계하고, 보고하며, 
독립적으로 검토하고, 임상시험을 개시하기 전에 
규제적인 관리 감독의 적용을 받도록 해야 하는 것이 
기본 원칙이다. 이는 임상시험의 과학적 및 의학적 
타당성을 보장하는 데에 도움이 된다.
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세포 기반 치료는 전임상시험을 실시하는 데에 
고유한 어려움이 있다. 많은 경우 동일한 종에서 
상응 세포를 얻을 수 없다. 면역 억제 동물 모델은 
유용하기는 하지만 이식된 세포에 면역계가 미치는 
영향을 확인할 수 없다. 이식된 세포는 훨씬 더 
복합적이고 이식 후에 예측할 수 없는 방향으로 
변화할 수도 있기 때문에, 동물 모델에 적용한 세포 
치료를 인체에 외삽하는 것은 저분자 제품에 비해 
훨씬 더 어려움이 따른다.

 3.2.1 일반적 고려사항

동물 복지

권고 3.2.1.1: 줄기세포 기반 치료제의 전임상시험에서는 
동물 모델을 많이 사용한다는 점을 생각해 볼 때, 연구자는 
3R 원칙, 즉 개체수를 줄이고(Reduce), 시험계획을 개선하며
(Refine), 언제든 가능한 경우 생체외 또는 비동물 실험 체제로 
대체하는(Replace) 원칙을 준수하도록 한다.

이 권고는 재현 실험 실시나 적절한 통계적 검정력 
달성에 배치되는 것이 아니다. 오히려, 이들은 동물 
실험이 확고한 결론을 뒷받침할 수 있도록 하기 위한 
핵심적인 단계이다. 또한 이 권고를 체외 또는 비동물 
기반 시스템이 임상시험을 뒷받침하기에 충분하다고 
시사하는 것으로 해석해서도 안된다.

전임상시험의 목적

권고 3.2.1.2: 초기 단계 임상시험에 앞서 전임상시험에서 
안전성과 유효성이 엄격하게 입증되어야 한다. 임상시험 
실시에 요구되는 전임상 입증 강도는 예정된 임상시험의 
위험성, 부담, 윤리적 민감도에 비례하여 증가한다.

효력 시험은 임상시험으로 진입하기 위한 과학적 
타당성을 제시한다.

계획된 임상시험이 진행도가 낮은 질환자를 
연구대상자로 하는 경우, 침습적인 투여 접근법이 
계획되어 있는 경우, 또는 세포 제품이 더 높은 
수준의 위험성 및 불확실성을 가지고 있는 경우에는 
더욱 엄격한 설계와 보고 기준이 요구된다.

그러나, 과학적 자원들을 신중하게 활용한다는 것은 
인간 연구대상자가 진행도가 높은 질환을 가지고 
있거나 위험성이 크지 않을 때 조차도 시험은 
기대되는 유효성의 타당한 과학적 근거를 기반으로 
해야 함을 의미한다.

시험의 타당성

권고 3.2.1.3: 모든 전임상 안전성 및 유효성 평가 시험은 
임상에서 예견되는 전망을 정밀하고, 정확하며, 편향되지 
않도록 측정할 수 있는 방식으로 설계해야 한다. 특히, 
임상시험 진입 신청을 위해 설계된 시험은 높은 수준의 내적 

타당성을 가져야 한다. 즉, 그와 같은 시험은 모형화하고자 
하는 임상 시나리오를 보여주는 것이어야 하고 반복 검증이 
이루어져야 한다.

임상시험과 마찬가지로, 전임상 실험에서도 선택 
편향과 출판 편향 등 수많은 편향 및 교란인자들의 
원인들을 마주치게 된다. 수십 년간, 임상 연구자들은 
무작위 배정 할당, 눈가림 상태에서의 결과 평가, 
또는 검정력 계산 등의 기법을 활용하여 편향 및 
교란 효과의 최소화를 추구해 왔다. 임상시험을 
뒷받침하기 위한 전임상시험에도 그와 같은 엄격함을 
적용해야 한다. 무수한 연구진들이 임상시험을 
뒷받침하는 것을 목적으로 하는 전임상시험 설계의 
기준에 대하여 분명한 견해를 제시했다(Fisher 등, 
2009; Henderson 등, 2013; Landis 등, 2012; 
Kimmelman 등, 2014). 핵심적인 설계 원칙으로는 
다음과 같은 것들이 있다:

1. 연구자들은 시험이 적절한 통계적 검정력을 
가지도록 하고, 적합한 대조, 무작위 배정, 
눈가림을 사용하며, 적절한 경우 용량-반응 
상관성이 확립되도록 보장함으로써 편향과 임의 
변이를 감소시켜야 한다.

2. 연구자 및 의뢰자는 반드시 전임상시험이 임상시험 
상황을 모형화하도록 해야 한다. 연구자는 기저 
상태에서 질환의 표현형에 대한 특성을 분석해야 
하고, 인간의 질환을 가장 잘 반영하는 동물 
모델을 선택하며, 임상 결과를 가장 잘 반영하는 
결과 척도를 사용하고, 치료 효과의 작용기전을 
뒷받침하는 근거를 제시해야 한다.

3. 연구자 및 의뢰자는 가급적이면 독립된 실험실 
조건에서 두 가지 이상의 동물 모델을 대상으로 
결과를 반복 검증하여 동물에서의 효과가 확고함을 
보장해야 한다.

4. 연구자 및 의뢰자는 해당 시험이 탐색적 시험(즉, 
가설을 만들거나 기초 과학에서 주장하는 바의 
입증을 목적으로 함) 또는 확증적 시험(즉, 사전에 
명시된 가설과 실험계획서를 사용하고 확고한 
결론을 뒷받침할 수 있게 통계적 검정력을 가짐)
인지 여부를 사전에 명시하여 보고해야 한다. 
전임상 연구자는 확증적 시험을 실시한 이후에만 
임상적 사용에 대한 주장을 내세울 수 있다.

 3.2.2 안전성 연구

인간 세포는 3.1항, 세포 가공 및 제조에서 기술된 
조건 하에서 생산해야 한다. 원치 않는 세포 유형의 
오염 가능성을 포함하는 세포군의 특성 분석, 세포 
제품의 증식 및/또는 비정상적 분화의 통제를 위한 
적절한 안전대책에 특별히 주의를 기울여야 한다. 
배양액에서 성장한 세포, 특히 장기간 배양하거나 
스트레스 조건에서 배양한 경우에는 홀배수체 또는 
DNA의 재배열, 결손, 기타 유전적 및 후성 유전적 
변화와 같은 이상이나 세포 특성이 나타날 수 있으며, 
그로 인해 종양 형성과 같은 심각한 병태가 초래될 
수도 있다.
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세포의 특성 분석

권고 3.2.2.1: 임상시험에 사용할 세포는 우선 잠재적 독성 
평가를 위해 생체외 실험을 통하여 그리고 가능한 경우 
동물에서 연구 대상인 임상적 병태 및 조직 생리 조건에서 
엄격한 특성 분석이 이루어져야 한다.

조혈계 및 중층상피계를 제외하고 줄기세포 또는 
그 유도체의 주입이나 이식과 연관된 독성에 대하여 
임상적 경험이 거의 없다. 세포 기반 중재법은 알려져 
있는 위험성 및 예견되는 위험성(예: 급성 주입 독성, 
면역 반응, 종양 발생) 뿐만 아니라 경험을 통해서만 
발견할 수 있는 위험성을 가지고 있다. 동물 모델이 
세포 기반 중재법과 연관된 인체 내 독성을 완전히 
재현하지는 못하므로, 전임상 분석 시 각별한 주의를 
기울여야 한다. 이 항에서는 줄기세포 또는 그 
자손세포가 고유하게 가지고 있는 것일 가능성이 
높은 독성을 설명한다.

종양원성 시험

권고 3.2.2.2: 일체의 줄기세포 기반 제품에 대하여, 
특히 배양 중에 광범위한 조작을 거쳤거나, 유전적 변형을 
가했거나, 만능성인 경우, 종양원성의 위험성을 엄격하게 
평가해야 한다.

종양원성의 위험성을 평가하기 위한 계획은 최초 
임상시험 이전에 검토 및 승인을 받아야 한다. 만능 
줄기세포 유도 제품의 경우, 최종 제품에 일체의 
잔존 미분화 세포 존재를 최소화하고, 이 세포들이 
장기 동물 실험에서 종양을 생성하지 않음을 입증할 
수 있는 시험 계획이 수립되어 있어야 한다.

생체 분포 시험

권고 3.2.2.3: 국소로 주사하든 전신으로 주사하든 관계 
없이 모든 세포 기반 제품들에 대하여 면밀하고 민감한 세포 
생체분포 시험을 수행해야 한다.

세포가 체내에 잔존하거나 증식할 가능성이 
있으므로, 연구자는 세포를 전신 투여할 경우 세포가 
어느 정도로 전신에 분포하고, 조직 내에 생착하여 
증식하고 분화하는지, 그리고 그 특성은 어떤지를 
알아내야 하는 추가 부담이 있다. 유효성과 이상반응 
모두를 해석하기 위해, 항상 민감한 기법의 도움을 
통해 이식된 세포군의 귀소, 정체, 이후 이동을 
영상화하고 관찰하는 면밀한 생체분포 시험을 
반드시 실시해야 한다. 설치류나 다른 소동물 모델은 
줄기세포 기반 치료 개발에서 전형적으로 요구되는 
단계이기는 하지만 이들 종에서는 주요 독성 사례만 
나타날 가능성이 높다. 최소 한 종의 대동물 모델을 
대상으로 새로운 세포치료의 생체분포와 독성 시험을 
실시하는 것은 많은 필수적인 생리학적 기능들이 
대동물과 사람 사이에 유사하다는 점으로 뒷받침할 
수도 있다.

추가적인 조직학적 분석을 실시하거나 후반부 
시점에서 그와 같은 분석을 실시하기 위해 장기를 

보관하는 것이 권고된다. 특정 국가에서는 법규 및 
규정에 따라, 비임상 시험 관리 기준(GLP) 인증 동물 
시설에서 생체분포와 독성시험을 실시해야 할 수도 
있다.

국소 또는 전신, 동종 또는 비동종/이소성 투여와 
같이 서로 다른 세포 투여 경로에 따라 서로 다른 
이상반응이 초래될 수 있다. 예를 들어, 심장이나 
뇌와 같은 장기 내 국소 이식은 이식 자체 또는 
이식된 세포가 생체 구조에 초래할 수 있는 손상으로 
인하여 생명을 위협하는 이상반응이 발생할 수 있다. 
특히 세포 제제를 기원 조직과 다른 해부학적 위치에 
주입하는 경우(예: 비동종적 사용 목적), 국소적인 
특정 해부학적 위치에 발생하는 독성이나 전신 
독성을 주의 깊게 평가해야 한다.

보조적 치료 요소

권고 3.2.2.4: 다수의 요소를 가지고 있는 고위험 임상시험 
또는 연구를 실시하기 전에, 연구자들은 기기나 수술 같은 
병용 중재 요법 등 다른 중재 요소들의 안전성과 최적성을 
확립하도록 한다.

세포 기반 중재법에는 수술과 같은 병용 중재법, 조직 
채취 과정, 면역억제를 비롯하여 생체 유래 물질, 
가공 지지체, 기기와 같은 세포 이외의 다른 요소들도 
관여할 수 있다. 이는 추가적인 위험을 부가하며 
서로 상호작용이 발생할 수도 있다. 완전 이식형 
기기를 사용하는 경우, 해당 기기에 대한 별도의 
독성시험을 실시해야 하고 이후 별도의 시험을 통해 
세포/기기 복합제품에 대한 타당성을 입증한다. 세포 
기반 중재법 연구에서는 다수의 시험대상자가 면역 
억제제 또는 본인의 질병을 관리하기 위한 약물을 
투여 받을 수 있으며, 이는 세포와 상호작용을 할 
가능성이 있다. 높은 수준의 안전성이 요구되는 경우
(예: 고위험 관련 시험), 연구자들은 상호작용에 대한 
시험을 실시해야 한다.

장기 안전성 시험

권고 3.2.2.5: 전임상 연구자들은 장기 안전성 문제를 다루고 
예견되지 않은 새로운 안전성 문제를 감지할 수 있는 조치를 
취해야 한다.

세포가 장기간 잔존할 가능성이 있다는 점과 일부 
세포 기반 중재법은 비가역적일 가능성이 높다는 
점을 고려하여, 동물을 대상으로 세포 이식의 장기 
효과에 대한 시험을 실시할 것이 권고되며 장기 
추적관찰을 할 수 있도록 설계된 임상시험에서는 
해당 사항이 명기되어 있어야 한다. 추적관찰 
기간은 해당 임상시험 등록이 계획된 환자군의 예상 
생존기간에 따라 달라진다.

독성학 분야에 줄기세포의 잠재성
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권고 3.2.2.6: 연구자, 규제 담당자, 심사자는 전임상 독성 
시험의 예측도를 향상시키기 위해 줄기세포 기반 시스템이 
가진 잠재력을 활용해야 한다

줄기세포 과학은 동물 모델에 비해 더욱 충실히 
인간의 생리학을 모사하는 세포 기반 시스템이나 
인공 장기에서 독성을 평가할 수 있는 가능성을 
제시하고 있다. 그와 같은 접근법은 동물을 대상으로 
하는 생체내 시험을 완전히 대체할 가능성은 낮지만, 
안전성 평가 시 동물에 가하는 부담을 줄이고 전임상 
안전성 시험 예측도를 향상시키는 데에 상당히 
유망하다.

 3.2.3 유효성 시험

전임상시험은 줄기세포 기반 중재 요법의 치료 
목표를 고려하여 연구 대상 임상 병태와 조직 
생리학에 맞는 적절한 동물 모델을 대상으로 치료 
효과의 근거를 입증해야 한다. 동물 모델이나 질환자 
조직으로부터 분리 및/또는 배양한 세포를 활용한 
기전 연구는 세포치료의 근간을 이루는 생물학 
규명에 필수적이다. 그러나, 줄기세포 이식 후의 
생물학적 작용 기전을 완전히 이해해야만 임상시험을 
개시할 수 있는 것은 아니며, 특히 해당 임상시험이 
심각한 불치 질환과 관련되어 있고 동일한 세포 
기원으로 해당 질환에 대한 유효성과 안전성이 
적절한 동물 모델에서 및/또는 확증적 인체 대상 
임상시험에서 입증되었다면 더욱 그러하다.

임상시험 개시를 위한 유효성 근거

권고 3.2.3.1: 일반적으로 임상시험을 시작하기에 앞서, 
잘 설계된 전임상시험에서 임상적 전망에 대한 근거가 
얻어져야 한다. 유사한 인간 질환에 대하여 유사한 제품을 
사용한 유효성 근거가 존재하지 않는다면, 임상 병태 및 조직 
생리학에 적합한 동물 모델을 사용해야 한다.

세포 치료는 독특한 약리학적 특성을 가지고 
있으므로, 줄기세포 기반 중재법의 경우 동물 
모델에서 엄격한 전임상시험을 실시하는 것이 특히 
중요하다. 임상시험을 실시하기 전, 다음과 같은 
전임상 근거가 제시되는 것이 이상적이다.

1. 작용 기전.

2. 세포 기반 중재법의 최적 투여 조건(예: 용량, 병용 
중재법, 투여법).

3. 적절한 동물계를 대상으로 예상되는 임상시험과 
유사한 조건에서 투여하였을 때 질병 경과나 
손상을 변형할 수 있는 능력(3.2.1.3항 시험의 
타당성에서 설계 원칙을 참조할 것).

4. 임상적으로 유의한 질병 경과를 변형하거나 
손상을 조절하기에 충분한 강도와 지속성.

광범위한 세포 체외 조작이 이루어지는 경우 및/
또는 만능 줄기세포 유래 세포의 경우에는 특히 

동물 모델이 강력히 요구된다.  그러나, 세포 거동과 
수여자의 면역 반응은 상황에 따라 달라지는 특성이 
있기 때문에 최적 용량이라던지 이식된 사람 세포가 
사람 수여자의 체내에서 어떻게 거동할 것인지 등의 
변수들을 알아내기에는 동물 모델 연구 등의 전임상 
평가에 한계가 있을 수 있다.

이미 사람을 대상으로 시험을 실시한 것과 상당히 
유사한 제품일 경우, 임상시험 근거를 통해 전임상 
근거의 부담이 줄어들 수도 있다.

소동물 시험

권고 3.2.3.2: 세포 기반 중재요법에 따른 형태적 및 기능적 
회복과 활성의 생물학적 기전을 평가하고 중재요법 실시를 
최적화하기 위해 소동물 모델을 사용한다.

면역 결핍 설치류는 특히 인간 세포의 이식 결과, 
체내 생착, 분화된 세포의 안정성, 암발생 위험성 
평가에 유용하다. 상당한 한계가 있기는 하지만 
다수의 소동물 질환 모델들은 인간 질환의 양상을 
충실히 재현할 수 있다. 소동물 시험에서는, 대동물 
시험과 그 후속 임상시험에서 필요로 하는 세포 
수와 역가의 상관관계를 밝힐 수 있도록 표준 역가 
평가법을 사용해야 한다.

대동물 시험

권고 3.2.3.3: 대동물 모델이 소동물 모델에 비해 인체 
구조나 병리를 더 잘 모사한다고 생각되는 경우와 예정된 
임상시험에서 인간 시험 대상자에 대한 위험도가 높은 
경우에는 대동물 모델을 줄기세포 연구에 사용하도록 한다.

대동물은 유전적으로 무작위 교배되는 경우가 많고 
구조적으로 유사하며 면역능이 있어 사람의 생리학을 
더 잘 나타낼 수 있다. 대동물에서는 임상시험에 
사용되는 병용 중재법(예: 면역억제제 보조요법)
이나 세포 제품의 시술 도구 적합성을 연구할 수 
있다. 제조 규모 확대 관련 문제, 치료 효과에 
영향을 미칠 가능성이 높은 해부구조 요인(예: 하중 
지지 모형에서 뼈, 연골, 힘줄)을 평가하는 데에도 
대동물이 필수적일 수 있다.

비인간 영장류를 대상으로 한 침습적 연구는, 
임상시험에 높은 위험도가 예상되거나 다른 
모델에서는 얻을 수 없는 세포 기반 중재요법 관련 
정보를 비인간 영장류에서 얻을 수 있을 것으로 
예상되는 경우에 한하여 실시하도록 하며, 그 필요 
여부는 매 사례별로 평가하도록 한다. 비인간 
영장류를 사용하는 모든 연구는 해당 동물의 
관리와 고유하게 요구되는 환경에 대한 전문지식을 
갖춘 자격 수의사가 면밀히 관리 감독하는 가운데 
수행해야 한다. 고통은 최소화하면서도, 엄격한 
설계를 사용하고 모든 결과를 보고함으로써 연구의 
가치를 최대화할 수 있도록 각별한 주의를 기울여야 
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한다.

 3.2.4 투명성 및 발표

권고 3.2.4.1: 임상시험 의뢰자, 연구자, 임상시험자는 
전임상시험을 빠짐없이, 그리고 독립적인 관찰자가 결론을 
뒷받침하는 근거의 강도를 해석할 수 있도록 하는 방식으로 
발표하도록 한다.

전임상시험의 발표는 여러 목적을 가지고 있다. 
임상시험 프로그램에 대한 동료 평가를 가능하게 
하여 임상시험에서 위험성/유익성 비율을 높이고, 
연구로부터 알게 된 사실을 전파하여 동물 및 
시약을 가치 있게 사용할 수 있게 하며, 더욱 정교한 
임상시험 결과 해석을 가능하게 하고, 전임상 모델 
및 분석법의 평가를 가능하게 하여 더욱 효과적인 
연구 사업을 촉진한다. 그러나, 많은 연구들이 
전임상 결과 출판에서 편향된 양상을 보이는 것으로 
나타나고 있다(Sena 등, 2010; Tsil idis 등, 2013). 
전임상시험은, 적어도 개발 프로그램을 뒷받침하는 
핵심 원칙과 가설을 확인하는 것을 목적으로 하는 
경우라면, 검정 대상 가설이 확인되었는지, 부당한 
것으로 드러났는지, 아니면 불분명한 결론이 
얻어졌는지에 관계없이 빠짐없이 보고가 이루어져야 
한다. 지침에서는 발표 시 상업적으로 민감한 정보가 
드러날 수 있음을 인지하고 있으므로 지적 재산권의 
적절한 보호를 위해 합당한 수준으로 발표를 
미루는 것이 용인된다고 밝히고 있다. 그럼에도 
불구하고, 어떤 임상시험을 뒷받침하는 전임상시험은 
임상시험의 최초 결과 보고 이전에 발표가 
이루어져야 한다. 동물 연구는 저명한 생물의학 
학술지들이 지지하는 ARRIVE (동물 연구: 체내 시험 
결과보고) 기준과 같이 인정 받는 보고 기준에 따라 
출간해야 한다(Kilkenny 등, 2010).

 3.3 임상시험

실험적 중재 요법 임상시험 등을 포함하는 
임상시험은 세포 기반 치료를 이해하는 데에 
필수적인 것으로, 인간 대상자의 참여를 필요로 
한다. 이 때 해당 대상자들의 권리와 복지는 
반드시 보호되어야 한다. 임상시험은 환자, 의사, 
임상시험자, 임상시험 의뢰자, 정책 입안자들이 
중요한 결정을 내릴 때 지침으로 쓸 수 있는 정보도 
생성한다. 이와 같은 정보의 과학적 완결성은 반드시 
보호해야 한다.

임상시험 의뢰자, 임상시험자, 실시 기관, 감독 기관, 
규제 기관은 임상시험이 윤리적으로 수행되도록 
보증할 책임이 있다. 뿐만 아니라, 더 넓은 범위의 
연구 기관 구성원들도 윤리적 연구 수행을 독려할 
책임이 있다. 다른 모든 임상시험들과 마찬가지로, 
줄기세포 기반 중재요법의 임상시험은 국제적으로 
용인되는 윤리적 설계 및 임상시험 실시 원칙과 인간 
대상자 보호 원칙을 따라야 한다(미국 보건 교육 
복지부[Department of Health, and Education and 
Welfare], 1979; 유럽연합의 유럽 의회 및 유럽 

위원회[European Parliament and Council of the 
European Union], 2001; 세계 의사 협회[World 
Medical Association], 1964). 적절한 전임상 자료 
확보, 독립적인 관리 감독 및 동료 평가, 공정한 
시험대상자 선정, 대상자 동의, 연구대상자 모니터링, 
임상시험 수행에 대한 감사, 임상시험 등록 및 보고 
등이 핵심적인 필수 요건에 포함된다.

보조 생식기술과 같은 일부 중재법은 표준 임상시험 
설계에 어려움이 존재하며, 혁신 진료 경로와 
레지스트리를 활용하는 것이 평가하기에 더 나을 
수도 있다. 그렇기는 하지만, 그와 같은 접근법에도 
사전에 명시된 시험계획서, 과학적 가치 및 윤리에 
대한 독립적 검토, 결과 보고 계획이 포함되어야 
한다.새로운 보조 생식기술에 관한 중개 연구는 
엄격한 EMRO와 인간 대상자 연구 검토를 모두 
받도는 것이 이상적이다.

이 항에서 다루고 있는 사항들은 혁신 진료 경로 및 
관찰 연구를 비롯한 임상시험들과 관련되어 있다.

 3.3.1 관리 감독

연구 관리 감독이 가지고 있는 중요한 목표는 연구가 
안전하고, 인간 대상자를 보호하며, 과학적 및 의학적 
가치를 가질 가능성이 높도록 보증하고, 신뢰할 수 
있는 데이터를 생성하고 과학적 및 의학적 이해를 
증진할 수 있는 방식으로 연구를 설계 및 수행하도록 
보증하는 것이다.

사전 심사

권고 3.3.1.1: 줄기세포 기반 중재요법의 임상적 적용이 
포함된 모든 연구는 독립적인 인간 시험대상자 연구 심의 
위원회로부터 사전 심사, 승인, 지속적인 모니터링을 받아야 
한다.

독립적인 사전 심사 및 모니터링은 재원과 무관하게 
인간 대상자를 대상으로 하는 연구의 윤리적 근거를 
보증하기 위해 매우 중요하다. 당국의 심사는 연구 
설계에 편향을 초래할 수 있는 이해관계(금전적 및 
비금전적 이해관계 모두) 상충을 최소화하고, 연구 
목적을 연구대상자의 권리와 복지에 맞추어 최대한 
조정하며, 적절한 대상자 동의를 촉진하는 데에 
도움이 될 수 있다.

연구비 지원처, 동료 평가, 배아 및 배아 줄기세포 
연구 관리 감독 기관, 데이터 및 안전성 모니터링 
위원회 등과 같은 다른 단체를 통해 추가로 연구에 
대한 독립적인 평가가 이루어지기도 한다. 이런 
단체들은 심의 및 관리 감독 실시에 필요한 과학적, 
의학적, 윤리적 전문성을 통합적으로 갖추는 
것이 매우 중요하다. 연구자들이 줄기세포 기반 
임상시험을 개시하기 위해서는, 현지 및 국가 
규정에서 정한 승인 절차를 따르고 준수해야 한다.
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임상시험의 전문가 심의

권고 3.3.1.2: 줄기세포 기반 임상시험의 심의 절차에서는 
(1) 임상시험으로의 진행에 근간이 되는 체외 및 체내 
전임상시험과 (2) 계획된 분석 결과 변수, 통계적 고려, 특정 
질환에 관련된 인간 대상자 보호 문제 등 해당 임상시험 
설계를 평가할 능력이 있는 독립적인 전문가가 임상시험 
계획서를 심사하도록 보장해야 한다.

동료 평가에서는 제안된 줄기세포 기반 임상시험이 
중요한 신규 지식이나 건강 개선을 가져올 가능성이 
높은지 여부도 판단해야 한다. 심의 절차에서는 
기존의 치료 방식에 비해 새로운 줄기세포 기반 
중재요법이 가진 상대적 가치를 비교하는 것이 
필수적이다. 동료 평가 시에는 가능한 경우 해당 
중재법을 뒷받침하는 기존 근거에 대한 체계적 고찰 
정보가 제시되도록 한다. 활용할 수 있는 관련 문헌이 
없어 전문가 의견에만 의존하여 결정을 내려야 하는 
경우, 특정 임상시험에 대한 의견서에 이를 명시해야 
한다.

 3.3.2 임상시험 실시 기준

근거의 체계적 평가

권고 3.3.2.1: 임상시험을 개시하기 위해서는 해당 중재법을 
뒷받침하는 근거의 체계적 평가가 뒷받침되어야 한다.

특정한 연구적 시도를 진행할지 여부를 결정하기 
위해서는 활용 가능한 과학적 근거들의 체계적 
고찰이 뒷받침되어야 한다. 이 고찰은 최소한 
동물 시스템에서 해당 중재법에 대해 실험한 
연구 발표물의 체계적 검색과 함께 존재하는 경우 
미발표 연구 결과를 통합하여 실시한다. 초기 단계 
임상시험의 경우는 대부분 기초 연구와 전임상시험을 
통합하여 체계적 고찰을 실시하고, 후기 단계 
임상시험의 경우는 임상적 근거가 체계적 고찰에 
포함되어야 한다. 유사한 중재 요법들과 관련된 연구 
결과들을 검토하고 통합하는 과정을 통해 체계적 
고찰에 필요한 정보를 얻을 수도 있다. 임상시험 
자료집에서는 체계적 고찰로부터 얻은 정보를 
편향되지 않게 요약하도록 한다.

위험성-유익성 분석

권고 3.3.2.2: 위험성을 찾아내어 최소화하고, 알려지지 
않은 위험성은 찾아내며, 시험대상자 및 사회에 대한 잠재적 
유익성을 평가하도록 한다. 임상시험에서는 위험성과 유익성 
간에 호의적인 균형이 예상되어야 한다.

위험성을 최소화하면서도 최소한의 시험대상자를 
포함하여 알아내고자 하는 과학적 질문들에 적절한 
답을 구할 수 있도록 효율적인 설계를 채택해야 한다. 
승인 전 단계에서 시험대상자 선별기준은, 위험성을 
최소화하기 위해, 위험성을 증가시키거나 위험성/

유익성 비율을 변형시킬 수 있는 잠재적 동반 질병을 
고려하여 정하도록 한다. 연구 대상 요법의 안전성과 
활성에 대해 가능한 최대 정보를 얻을 수 있도록 
보장하기 위해 상관성 연구를 실시하도록 한다. 단, 
그와 같은 평가는 시험대상자에게 과도한 부담을 
가중하지 않아야 한다.

동의 능력이 없는 연구대상자

권고 3.3.2.3: 적절한 대상자 동의를 제공할 능력이 없는 
인간 대상자를 대상으로 중재법을 시험할 때, 해당 중재법을 
통해 예견되는 치료적 유익성이 관련 위험성보다 더 크지 않는 
한 시험 절차에 따른 위험성은 최소한도의 위험성을 경미하게 
증가한 수준을 넘지 않아야 한다.

줄기세포 기반 임상시험은 소아나 진행성 중추 
신경계 질환자와 같이 적절한 대상자 동의를 제공할 
능력이 없을 수도 있는 환자군을 포함하는 경우가 
빈번하다. 그와 같은 자들은 스스로의 권익을 보호할 
수 없기 때문에 연구 위험성으로부터 특별한 보호를 
받아야 한다. 이 권고는, 생체 분포 연구를 위한 
생검, 모의 시술, 비치료기 동안의 반응을 보기 
위한 표준 치료 중단 등과 같이 치료적 적절성이 
결여된 위험성과 관련된 것이다. 임상시험 대상군이 
적절한 대상자 동의를 제공할 능력이 없는 경우 
그와 같은 시술들은 최소한도의 위험성을 경미하게 
증가한 수준을 넘지 않아야 한다. 또한, 가능하다면 
이와 같은 상황에서 연구대상자의 승낙을 받아야 
한다. 최소한도의 위험성이라는 정의는 관할권마다 
다양하기 때문에, 연구자들은 현지 인간 시험대상자 
연구 심의 위원회에서 정한 정책을 따르거나 
최소한도의 위험성을 “통상적인 의학적 또는 
심리학적 검사와 관련된 위험성보다 크지 않은 수준”
으로 간주한다.

대상자 동의 및/또는 소아로부터 연구에 대한 승낙을 
받는 문제는 줄기세포 연구에 국한된 것은 아니다. 
소아를 대상으로 하는 연구는 해당 연구와 관련된 
윤리적 및 법적 기준을 준수해야 한다.

임상시험의 목적

권고 3.3.2.4: 줄기세포 기반 중재요법은 궁극적으로 기존의 
치료제와 비교하여 임상적으로 동등 또는 더 우월함을 
보이거나 고유한 치료적 수요를 충족하는 것을 목표로 해야 
한다. 임상적으로 동등하려면, 기존 치료법이 그와 관련된 
일종의 부담이 있으며, 안전하면서도 효과가 있는 것으로 
입증된 줄기세포 기반 중재 요법으로 그와 같은 부담이 극복될 
가능성이 높음을 입증하는 타당한 근거가 있어야 한다.

시험 대상자 선별

권고 3.3.2.5: 줄기세포 임상연구에 참여하는 자는 해당 
연구 결과로부터 유익성을 얻을 수 있는 환자군에서 모집해야 
한다. 어떤 환자군이나 개인도 정당한 타당성 없이 줄기세포  
임상시험에 참여할 기회로부터 배제되어서는 안된다 
과학적으로 부적절한 경우가 아닌 한, 임상시험은 남성과 
여성, 소수 인종 및/또는 민족까지도 포함하도록 노력해야 
한다.
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환자들은 재정적 상태, 보험 혜택, 또는 지불 
능력에 관계 없이 잘 설계된 임상시험과 효과가 
있는 줄기세포 기반 치료를 활용할 수 있어야 한다. 
줄기세포 기반 임상시험에서, 임상시험 의뢰자와 
시험책임자는 환자가 적합성 기준을 충족함에도 
불구하고 참여에 소요되는 비용을 지급할 능력이 
없어서 등록하지 못하는 사례를 방지할 수 있도록 
충분한 연구비를 확보하기 위해 적절한 노력을 
기울여야 한다.

현재 과학적 지식을 고려할 때, 태아에 대한 
잠재적 위험성을 감안하여 임신부는 줄기세포 
임상시험으로부터 배제하는 것이 합리적으로 타당할 
수 있다. 마찬가지로, 가령 어떤 특정한 병태가 의사 
결정 능력에 부정적 영향을 미치지 않을 것으로 
생각되면, 임상시험에서는 일반적으로 동의를 제공할 
능력이 없는 사람보다는 동의를 제공할 능력이 
있는 사람을 등록하고자 해야 한다. 그러나, 특정 
중재요법의 위험성 및 유익성에 대해 더 많이 알게 
될 수록 그와 같은 결정도 변경되어야 한다. 후기 
임상시험이나 승인 후 임상시험을 수행할 경우, 
시험자들은 일반적으로 해당 요법에 대한 반응과 
성/성별, 인종, 또는 민족 간의 상관성을 연구할 수 
있도록 임상시험을 계획, 설계, 분석, 보고해야 한다.

대상자 동의

권고 3.3.2.6: 잠재적 인간 대상자나 대상자의 법정 
대리인으로부터 반드시 대상자 동의를 얻어야 한다. 해당 
임상을 진행하는 중에 시험 중재 요법이나 대체 요법의 
위험성 또는 유익성에 상당한 변경이 발생할 경우, 반드시 
시험대상자로부터 재동의를 얻어야 한다.

문화적으로 적절하고, 자발적인 대상자 동의는 
임상시험의 윤리적 수행과 인간 대상자의 보호를 
위한 필연적 요소이다. 시험대상자들로 하여금 
본인의 참여는 자발적인 것이고, 임상 진료를 계속 
받기 위해 참여할 필요는 없으며, 참여 또는 비참여 
여부가 현재의 임상적 진료에 지장을 초래하지 않을 
것임을 이해할 수 있게 해야 한다. 또한, 동의에 
관한 논의에서는 일단 치료가 실시되고 나면 제거할 
수 없다는 점과 시험대상자는 불이익을 받지 않고 
동의를 철회할 자유를 가진다는 점이 강조되어야 
한다. 초기 단계 임상시험에서 특히 발생할 수 있는 
동의의 어려움은 아래에 논의되어 있다.

동의 능력의 평가

권고 3.3.2.7: 인지에 영향을 미치는 것으로 알려져 있는 
질병이나 병태를 가지고 있는 잠재적 성인 시험대상자들은 
동의를 얻기 전에 정식으로 인지 능력에 대한 평가를 실시해야 
한다.

의사 결정 능력이 없고 의사 결정 능력에 부정적 
영향을 미칠 수 있는 의학적 병태를 가진 
시험대상자들이 줄기세포를 포함한 잠재적 생물 

의학적 발전으로부터 소외되지 않도록 한다. 동시에, 
무능력자인 환자들은 특히 취약한 것으로 인식해야 
한다. 법에서 허용하는 바에 따라, 대신하여 연구에 
관한 결정을 내리고 환자에 대한 기타 보호 조치를 
취할 수 있는 자격이 있으며 설명을 들은 보호자나 
대리인이 해당 절차에 관여해야 한다. 권고 3.3.2.3
도 참조하도록 한다.

개인 정보 보호

권고 3.3.2.8: 연구진은 인간 대상자의 개인 정보를 보호해야 
한다.

개인 정보는 여러 상황에서 중요한 가치를 가지고 
있다. 또한, 의학적 진료 및 연구에서는 기밀을 
유지할 장기적이고 전문적인 의무가 있다. 많은 
줄기세포 기반 중재 요법의 임상시험에 대하여 
세간의 관심이 높다는 점을 고려하면, 연구진이 연구 
대상자의 개인 정보를 보호하기 위한 조치를 취하는 
것은 특히 중요하다. 예를 들어, 연구 자료는 해당 
자료를 열람할 정당한 권리를 가지고 있는 연구진, 
관리 감독체 및 기관을 대상으로 접근을 한정하고 
안전한 방식으로 유지해야 한다.

환자 주도 및 참여 비용 부담 임상시험

권고 3.3.2.9: 환자 주도 및 참여 비용 부담 임상시험은 
공정성은 물론 과학적 가치, 무결성, 우선권을 보장하기 
어렵게 만든다. 따라서, 연구체계의 무결성, 투명성, 환자 
복지와 관련하여 이 지침에 기술된 원칙들을 지지하는 엄격한 
독립적 심사위원회의 승인 및 감독 하에서만 이같은 재정적 
형태를 이용해야 한다.

환자는 적어도 2가지 주요 역할을 통해 
임상시험에 재정적으로 관여할 수 있다. 환자 주도 
임상시험에서는, 환자가 전반적으로 연구비를 
지원한다. 이는 종종 재단이나 다른 독립체를 통해 
이루어진다. 참여 비용 부담 임상시험에서는, 개인 
환자가 비용을 지불하고 연구에 등록하거나 그렇지 
않으면 실험적 줄기세포 기반 중재 요법을 받기 위해 
비용을 부담한다.

환자 주도 임상시험에서는 환자 개인이나 환자군이 
직접 연구 절차에 참여하고 공공이나 기업 
의뢰자들이 맡고 싶어하지 않는 부분에 연구비 
지원을 할 수 있는 기회가 주어진다. 그럼에도 
불구하고, 여기에는 윤리적 및 정책적 문제가 
존재한다. 환자 의뢰자들은 비교 대상군으로의 
무작위 배정과 적합성 기준과 같이 과학적 타당성과 
환자 복지 증진에 필수적인 요소들이 빠진 시험 
설계를 하도록 압력을 가할 수 있다. 환자 의뢰자들은 
과학적으로 미심쩍은 것과 가치 있는 시험 계획서를 
구분할 수 있는 전문성도 부족할 수 있다. 또한, 
성공적인 중재법과 관련된 지적재산권에 대해 혼동이 
있을 수도 있다. 마지막으로, 환자 주도 임상은 
임상시험 인력과 같은 자원들이 더욱 유망한 연구 
방안들을 발전시키는 연구 활동들로부터 관심을 다른 
곳으로 돌리도록 만들 수도 있다.
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참여 비용 부담 임상시험은 책임 있는 연구 설계 및 
수행의 측면에서 비슷한 우려를 야기한다. 그러나, 
환자 집단은 연구에 있어서 강력한 방향성을 가질 
수 있는 반면, 임상시험에 접근할 기회를 찾는 개인 
환자들은 그렇지 않을 수 있다. 따라서, 개인적으로 
비용을 부담하는 환자들은 타당성이 떨어지거나 
제대로 설계되지 않은 임상시험을 실시하도록 
압력을 행사할 수 있다. 동료 평가를 거치는 형태의 
더 전통적 방식을 통해 지원을 받은 연구 활동을 
추구하는 것으로부터 연구진을 끌어내어올 가능성이 
있어서, 이런 형태의 임상시험은 연구 현안들을 
해결하기 위한 자원이 부족한 환자들에게 불공평한 
불이익을 초래할 수 있다. 참여 비용 부담 연구는 
자원을 활용할 수 있는 사람들만 임상시험에 등록할 
수 있다는 점을 고려할 때 선택 편향의 문제도 
야기할 수 있다. 마지막으로, 환자들과 임상시험 
참여를 권유하는 측 사이에 직접 거래를 하므로, 
참여를 댓가로 직접 비용을 지불하는 것은 환자들이 
아직 입증되지 않고 효과가 없는 줄기세포 기반 중재 
요법을 받으면서 돈을 지불하게 되는 사업 모델을 
지원하게 된다. 환자 주도 및 참여 비용 부담과 같은 
형태의 활용을 고려하고 있는 임상시험 계획서는 
과학적 타당성, 우선권, 설계에 대해 독립적 전문가 
검토를 받도록 하여 그와 같은 연구에 대한 책임을 
관리해야 한다. 환우회의 후원은 연구 절차를 크게 
향상시키기는 하지만, 책임 있는 연구 수행과 그 결과 
보고를 보장하기 위해서는 독립적인 관리 감독이 
필수적이다.

 3.3.3 특히 초기 단계 임상시험과 관련된 문제들

초기 단계 임상시험은 최초로 사람을 대상으로 하여 
유망한 줄기세포 기반 중재요법의 투여법과 효과를 
평가할 수 있는 기회가 된다. 초기 단계 임상시험은 
사람이 미입증 중재요법에 최초로 노출되는 
때이기도 하다. 줄기세포 기반 중재 요법의 초기 
단계 임상시험에는 고도의 불확실성이 내포되어 
있기 때문에, 임상시험을 개시하기에 충분한 수준의 
전임상으로 뒷받침되고 있는지에 대해서는 시험자, 
의뢰자, 심사자들이 매우 다른 시각을 가질 수 있다.

초기 단계 임상시험의 대상자 동의

권고 3.3.3.1: 시판 승인을 받기 이전에는 어떤 단계에서도, 
하지만 특히 줄기세포 기반 중재 요법의 초기 단계 임상시험의 
대상자 동의 절차에서는 연구대상자가 유익성을 과대평가하고 
치료효과를 오해할 가능성을 없앨 수 있도록 노력해야 한다.

줄기세포 기반 중재 요법이 포함된 초기 단계 
임상시험은 표준 치료 중에 선택할 수 있는 옵션이 
없는 연구대상자를 등록할 수도 있다. 일부의 경우, 
삶이 바뀔 만한 의학적 사건을 얼마 전에 경험한 
사람을 등록하는 임상시험도 있다. 그런 환자들은 
실험적인 중재 요법의 유익성이 가진 가능성이나 
정도를 과대평가(“치료효과에 대한 잘못된 평가”)
하거나, 임상시험 참여가 미치는 영향을 간과하거나, 
치료 절차와 시험 절차의 경계를 잘 못 알고 있기
(“치료로 오해”) 쉬울 수 있다. 따라서, 시험자들은 
각별한 노력을 기울여 이런 환경 속에서 적절한 

대상자 동의가 이루어질 수 있도록 보장해야 한다. 
고려해 볼 수 있는 방법으로는 다음과 같은 것들이 
있다. 

1. 연구진과 무관한 논의자를 포함하여 대상자 동의 
논의를 진행한다.

2. 초기 단계 임상시험에서는 주요 치료적 유익성이 
극도로 드물다는 점을 잠재적 시험대상자에게 
설명한다.

3. 잠재적 시험대상자의 동의를 수락하기 전에 
대상자의 이해도를 확인한다.

4. 동의서 설명 제공 후 동의서 수락까지 사이에 
반드시 “냉각”기를 가지도록 한다.

5. 치료의 의미를 내포하는 표현을 삼가도록 
한다. 예를 들어, 치료제라는 용어대신 물질이나 
세포와 같은 용어를 사용한다.

6. 추가적인 교육용 매체로 동의서를 보완한다.

초기 단계 임상시험의 동의서 작성을 위한 자료들은 
미국 국립보건원 생명 공학과(National Institutes of 
Health, 2014)에서 확인 가능하다.

시험의 진행 속도

권고 3.3.3.2: 일반적으로, 새로운 요법에 대한 최초의 
임상시험은, 더 높은 위험도 조건에서 치료적 유익성을 나타낼 
가능성이 더 높다 하더라도, 위험도가 더 낮은 조건에서 먼저 
시험을 실시한 후 더 높은 위험도의 시험 조건으로 확대해야 
한다.

위험도를 확장시켜 나가는 접근법을 사용할 경우, 
연구자들은 더 공격적인 전략으로 진행하기 전에 
해당 기술을 다듬고 시험해볼 수 있게 된다. 이는 
줄기세포 기반 중재요법 개발에 있어서 신뢰를 
손상시킬 수도 있는 비극적 사건의 발생 가능성을 
최소화하는 데에도 도움이 된다. 시험자들은 
일반적으로 저용량에서 시작하며, 위험도가 더 낮은 
투여 절차를 사용하고, 덜 공격적인 병용 중재요법을 
사용하며, 시험 간에 시차를 둬야 한다. 시차를 
두고 시험을 진행할 경우, 추가되는 시험대상자가 
위험에 노출되기 전에 경험과 결과들을 면밀하게 
검토할 기회가 주어진다. 연구자들은 일반적으로 
더 최근에 질병이 발생한 연구대상자를 대상으로 
제품을 시험하기 앞서 진행성 질병을 가지고 있는 
연구대상자를 대상으로 하여 안전성과 기술을 
검증하도록 한다. 그럼에도 불구하고, 표적으로 하는 
투여나 질병 대상으로 인해, 진행성 질병을 가진 
자를 대상으로 최초의 평가를 실시하기에는 적합하지 
않은 세포 제품도 있을 수 있다.

가치의 최대화
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권고 3.3.3.3: 연구자들은 초기 단계 임상시험의 과학적 
가치를 최대화할 수 있는 방안을 강구해야 한다.

초기 단계 임상시험에서 시험을 실시한 중재 요법 
중에는 결국 안전성과 유효성을 보이지 않는 경우가 
다수이다. 그러나, 성공하지 못한 중개 연구에서 
조차도 줄기세포 기반 중재 요법 개발을 위한 
풍부한 정보를 얻게 된다. 초기 단계 연구자들은 
초기 단계 임상시험에서 얻는 교훈을 최대화할 수 
있게 여러 조치를 취해야 한다. 먼저, 가능한 경우 
연구자들은 용량의 영향과 작용 기전을 확인할 수 
있도록 임상시험을 설계해야 한다. 이는 연구자들이 
표적 부위에 세포의 도달 또는 생착 여부를 확인하는 
데에 도움이 된다. 두 번째로, 연구자들은 표준화된 
측정법, 평가 변수, 시험방법을 사용하고자 노력해야 
한다. 연구자들은 이를 통해서 개별적이고도 통계적 
검정력이 부족한 임상시험들로부터 결과를 종합할 
수 있게 된다(권고 5.1 참조). 세 번째로, 연구자들은 
임상시험, 시험법, 하위군 분석을 빠짐없이 발표해야 
한다. 연구에 따르면 초기 단계 임상시험들은 
다양한 측면에서 불완전한 보고가 이루어지고 있다
(Camacho 등, 2005; Freeman과 Kimmelman, 
2012). 마지막으로, 자원이 허용된다면, 연구자들은 
조직을 보관하고/하거나 사망이 발생할 경우 부검을 
실시할 수 있게 연구대상자나 가족들에게 동의를 
요청해야 한다.

 3.3.4 특히 후기 단계 임상시험과 관련된 문제들

후기 단계 임상시험은 임상적 유용성에 대한 결정적 
근거를 제시하는 것을 목표로 한다. 이와 같은 목표를 
이루기 위해 일반적으로 더 많은 수의 참여자들을 
대상으로 유익성의 임상적 측정치를 활용하고, 더 
장기간 동안 임상적으로 더 적절한 기간에 걸쳐 
반응을 모니터링한다. 임상적 유익성에 대하여 
타당한 결론을 내릴 수 있는 능력을 보호하기 위해, 
후기 단계 임상시험은 일반적으로 무작위 배정과 
비교군을 사용한다. 줄기세포 기반 중재요법이 
투여되는 상황에서는 대조군 선택에 일부 특별한 
윤리적 문제들이 존재한다.

대조요법의 선택

권고 3.3.4.1: 임상시험에서는 현지인들이 현재 합당하게 
구할 수 있거나 구할 가능성이 있는 최상의 치료 방법을 
대상으로 새로운 줄기세포 기반 중재 요법을 비교해야 한다.

ISSCR은 각 지역의 표준 진료법이 현저히 다른 
가운데 이루어지는 줄기세포 연구가 겪고 있는 
국제적인 문제점을 인지하고 있다. 현지에서 
활용되고 있는 진료의 질에 영향을 줄 수 있는 적법한 
요인들을 고려하여, 해당 지역에서 최적의 진료가 
이루어질 수 있도록 충분한 고려가 이루어져야 한다.  
임상시험이 오로지 의뢰자의 자국 환자의 이익만을 
위해 외국에서 수행되어서는 안된다. 마찬가지로, 
규정이 없거나 덜 엄격하다는 이유만으로 외국에서 
임상시험을 실시해서는 안된다. 시험 요법은 승인될 
경우 해당 임상시험에 참여하고 있는 환자군이 
기존의 의료 체계나 임상시험과 연계하여 영구적으로 
설립된 주체를 통해 실제로 해당 시험 요법을 
구할 수 있는 상태가 될 것이 예견되어야 한다. 

또한, 연구는 해당 임상시험을 실시하는 국가의 
보건 수요에 부응해야 한다. 예를 들어 대조군을 
두는 임상시험에서는 현지인이 현재 구할 수 있는 
최상의 치료 방법에 대비하여 새로운 줄기세포 기반 
중재요법을 비교해야 한다.

위약과 모의 대조요법

권고 3.3.4.2: 어떤 의학적 병태에 대해 검증된 효과적인 
치료법이 없고 줄기세포 기반 중재 요법에 침습적 투여가 
포함되는 경우, 초기 투여 경험에서 해당 중재 요법의 실시 
가능성과 안전성이 입증되었다면 위약이나 모의 대조 요법과 
비교 시험을 실시하는 것이 적절할 수도 있다.

초기 단계 임상시험에서 안전성과 유효성이 입증된 
것으로 나타난다면, 후기 단계 임상시험에서 
위약이나 모의군을 정당화할 수 있는 타당한 과학적 
사유가 있을 수도 있다. 모든 경우, 대조군의 선택은 
타당성이 명확히 제시되어야 한다.

엄격하고 내적 타당도가 있는 줄기세포 기반 중재 
요법 평가를 위해서는 모의 시술을 대조요법으로 
하는 무작위 배정 임상시험이 필요할 수도 있다. 
그러나, 모의 시술은 환자에게 부담이 되며 해당 
대상자에게는 직접적인 유익성이 없다. 해당 
임상시험의 내적 타당성이 필수적이고, 해당 
임상시험이 적절한 검정력을 가지며, 연구자들이 
활용 가능한 최소한도의 침습 모의 시술 사용을 
선택함으로써 부담을 최소화한 경우에만 모의 대조 
요법을 사용하는 것이 적절하다. 또한 연구자들은 
연구대상자나 시험자의 눈가림이 해제될 수 있는 
요인 등과 같은 시험계획서 결함으로 인해 모의 
시술이 가지는 타당도 상의 이점을 무효로 만들지 
않도록 보장해야 한다. 어쨌거나, 위약이나 모의 
시술은 반드시 임상적 전후사정에 들어 맞아야 하며, 
시험대상자에게 해당 임상시험에 참여함으로 인해 
최소한의 증가를 넘어서는 위험성, 즉 발생되는 총 
위험도에 비례하여 최소한도로 증가되는 위험성보다 
가중되어서는 안된다.

연구자들은 대상자 동의 과정 동안 위약이나 모의 
시술 사용을 설명하는 데에 각별한 주의를 기울여야 
하고, 환자들이 예견되는 임상적 유익성이 없는 
처치를 받을 수도 있다는 점을 반드시 이해한 
상태에서 동의하도록 해야 한다.

 3.3.5 연구 대상자 추적 관찰과 임상시험 
모니터링 

데이터 모니터링

권고 3.3.5.1: 임상시험에는 독립적인 데이터 모니터링 
계획이 요구된다. 적절하다고 여겨지는 경우, 사전에 예정된 
시점이나 요구에 따라 집계 보고가 이루어지도록 한다. 
그와 같은 보고에는 이상 반응 보고와 적절한 경우 진행 중 
통계 분석이 포함된다. 데이터 모니터링 요원 및 위원회는 
연구진으로부터 독립적이어야 한다.

위험성/유익성 균형은 안전성 및 반응이 관찰됨에 
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따라, 대상자 등록이 점차 줄어들면서, 또는 새로운 
치료법을 이용할 수 있게 되면서 임상시험이 
진행되는 과정 중에 변할 수 있다. 이는 불확실성이 
높고 과학의 급격한 발전을 특성으로 하는 줄기세포 
기반 중재 요법의 경우 특히 더하다. 시험 대상자의 
복지는 반드시 줄기세포 기반 임상시험 기간 
전반에 걸쳐 주의 깊게 모니터링해야 하며, 위험성/
유익성 균형이 불리하게 될 경우 해당 임상시험은 
중지해야 하고, 시험대상자 본인, 해당 임상시험, 
또는 중재법에 대하여 임상시험에 지속적인 참여에 
실질적으로 영향을 미칠 수 있는 새로운 정보를 얻게 
되면 이를 시험대상자들에게 알려야 한다.

장기 추적관찰

권고 3.3.5.2: 이식된 세포 제품이 잔존할 가능성을 고려할 
때, 그리고 실험적 줄기세포 기반 중재요법의 특성으로 인해, 
시험대상자들에게 장기 건강 모니터링을 받을 것을 권고해야 
한다. 진행 중인 연구의 시험 대상자 개인 정보를 위한 추가 
보호 조치가 제시되어야 한다. 시험 대상자가 연구 참여를 
중단하고자 할 경우 신체적 및 정신적 복지를 증진할 수 
있도록 질서정연한 방식으로 이루어져야 한다.

장기 추적 관찰은 늦게 발현되는 이상반응과 
유익성의 지속 정도를 관찰할 수 있는 기회가 
된다. 실제 상황을 고려할 때, 장기 추적 관찰을 
수행하는 데에는 어려움이 따를 수 있다. 시험자들은 
연구대상자들과 연락을 유지할 수 있는 방안을 
고안하고 채택해야 한다. 또한, 장기 추적 관찰을 
지원하는 방안을 개발할 수 있도록 연구비 
지원기관을 독려해야 한다. 적절한 추적 관찰 기간을 
추상적으로 명시하는 것은 불가능하므로, 시험자가 
이에 대한 결정 사항을 분명히 표현해야 하고 
독립적인 동료 심사자 및 관리 감독 주체들이 이를 
심의해야 한다.

부검

권고 3.3.5.3: 과학 발전의 기회를 최대화하기 위해 줄기세포 
기반 중재 요법 임상시험의 시험대상자들에게는 사망할 경우 
세포 생착 및 기능적 결과에 대한 정보를 얻을 수 있도록 
부분 또는 완전 부검에 대한 동의를 요청하도록 한다. 부검을 
요청할 때에는 문화적 및 가족적 민감성을 고려해야 한다. 
연구자들은 본인의 임상시험에 부검을 위한 예산을 책정하기 
위해 노력하고, 필요한 경우 장기적 관점에서 해당 자금이 
가용한 상태로 남아있도록 보장할 수 있는 장치를 마련해야 
한다.

민감한 문제이긴 하지만, 사체 유래 물질에 대한 
검토를 통해 임상시험으로부터 얻을 수 있는 
정보가 현저히 늘어나고 투여가 이루어진 병태를 
대상으로 향후 제품 또는 투여를 개선할 수 있게 
된다. 부검에 대한 동의는 일반적으로 사망자의 
가족 구성원으로부터 얻게 되므로, 시험자는 일체 
예견되는 사망 사건이 발생하기에 훨씬 앞서서 이 
문제가 시험 대상자와 적절한 가족 성원 사이에 잘 
논의될 수 있도록 중재해야 한다.

 3.3.6 투명성과 연구 결과 보고

등록

권고 3.3.6.1: 모든 임상시험은 사전에 공공 데이터베이스에 
등록해야 한다.

임상시험 등록은 유망한 줄기세포 기반 중재요법과 
관련하여 투명성을 제공함으로써 환자들, 
규제기관들, 과학계가 이런 연구 활동들을 
모니터링하고 이를 향후 연구 활동에 접목하여 
위험성은 최소화하고 임상시험의 유익성은 최대화할 
수 있도록 한다. 또한, 등록되지 않았더라면 
임상시험에 대해 알 길이 없었을 환자들에게 
임상시험에 접근할 수 있는 기회를 높여주기도 한다.

이상 반응 보고

권고 3.3.6.2: 시험자들은 이상반응을 보고하되 중증도와 
해당 이상반응과 실험적 중재요법과의 잠재적 인과관계까지 
함께 보고해야 한다.

효과적 중개를 위해서는 줄기세포 기반 중재 요법의 
안전성 프로파일을 반드시 알아야 한다. 시의적절한 
안전성 정보의 분석은 줄기세포 기반 중재 요법을 
둘러싼 불확실성을 낮추는 데에도 반드시 필요하다. 
불행히도 많은 연구에서 새로운 치료제에 대한 
이상반응 보고가 불충분하게 이루어지고 있다고 
보고하고 있다(Saini 등, 2014). 연구자들은 중재 
요법의 세포, 절차, 모든 다른 측면들과 연관된 
이상반응을 보고해야 한다. 적절하다면, 연구자들은 
중대한 또는 치명적인 이상반응이 발생하지 않았음도 
적극적으로 보고해야 한다.

발표

권고 3.3.6.3: 연구자들은 연구결과가 우호적이든, 
부정적이든, 결론을 내리지 못하는 것이든 상관없이 모든 
결과를 즉각 발표해야 한다. 임상시험은 국제 결과보고 지침에 
따라 빠짐없이 발표해야 한다.

시험 물질에 대한 추가 중개를 진행하거나 
개발을 포기하는 것과 무관하게, 줄기세포 기반 
치료제의 임상 중개에 투명성을 향상시키고, 
임상적으로 효과와 경쟁력이 있는 줄기세포 기반 
치료제의 개발을 보장하며, 향후 임상시험에서 
환자들이 불합리한 위험에 처하는 것을 방지하고, 
연구대상자의 기여를 존중하는 차원에서 모든 결과와 
분석을 발표할 것이 강력히 권고된다. 마찬가지로, 
결과 보고는 반드시 시의적절하며 정확하게 
이루어져야 한다. 연구자들은 연구대상자의 개인정보 
보호가 적절히 이루어지도록 보장하는 범위 내에서 
연구대상자 개인의 자료를 공유하는 방안도 고려해야 
한다. 미국 의학 한림원에서는 최근 보고서를 통해 
임상시험 자료 공유에 관한 원칙을 제시하고 있다
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(Institute of Medicine, 2015). 연구자, 임상시험 
의뢰자, 다른 관계자들은 이 원칙을 따르도록 해야 
한다.

국제적으로 인정된 결과보고 지침에 따라 기술이 
가능한 프로젝트라면, 이 형태를 사용하도록 한다. 
예를 들어, 연구자들은 모든 무작위 배정 임상시험을 
CONSORT(임상시험 결과보고 통합 기준) 성명 
권고사항에 따라 결과보고해야 한다(Consolidated 
Standards of Reporting Trials; http:// www.
consort-statement.org/). 학술지 편집자들은 결론을 
내리지 못하고 확증적이지 못한 결과들도 수용해야 
한다. 4항의 의사소통도 참조하도록 한다.

 3.4 줄 기세포를 기반으로 한 혁신 
의료

전통적으로 많은 혁신 의료가 정식 임상시험 과정 
없이 임상 진료로 도입되었다. 일부 혁신은 임상 
진료에 오래 지속되는 의미있는 발전을 가져온 반면 
효과가 없거나 유해한 경우도 있었다. 줄기세포 기반 
제품들은 일반적으로 복잡한 제조 과정이 포함되고, 
줄기세포 기반의 조직 수복 및 재생 기전을 이용하여 
임상적 유익성을 얻을 수 있게 개발하려면 상당한 
과학적 전문성이 요구된다. 결과적으로, 단순히 
경험적 접근을 좇아서는 줄기세포 기반 중재요법을 
임상적으로 성공시킬 가능성은 매우 희박하며, 
따라서 원칙적으로 정식 임상시험 절차의 범주를 
벗어나 줄기세포 기반 제품들을 개발하는 경우가 
설사 있다하더라도 거의 없어야 한다. 그럼에도 
불구하고, ISSCR은 일부 극히 제한된 경우 의사들이 
소수의 중대한 질환자들을 대상으로 의학적으로 
획기적인 줄기세포 기반 중재요법을 시도하는 것이 
정당화될 수도 있다는 점을 인정한다. 여기서 말하는 
제한적인 혁신 의료의 시도는 이 항과 ‘미입증 
줄기세포 기반 중재요법의 시판에 대한 경고’라는 
항에서 언급하고 있는 미입증 줄기기세포 중재법의 
시판과는 다르다.

줄기세포 및 그의 직접 유도물을 이용한 혁신 
의료의 경우, 강화된 수준의 주의를 기울여야 할 
필요성을 정당화하는 특별한 고려 사항들을 가지고 
있다. 줄기세포 기반 중재요법의 대상이 될 잠재적 
가능성이 있는 질환은 의사들이 당면한 일부 난치성 
질환으로, 줄기세포 연구에 대한 관심은 향후 
줄기세포 치료 가능성에 대한 높은 기대를 가진 
환우회의 조직화를 가져왔다(Lau 등, 2008; Hyun, 
2013).

상대적으로 새로운 과학분야인 까닭에 줄기세포와 
그 직접 유도물이 사람의 체내로 투여되었을 
때에는 허가 외 사용 약물이나 변형된 수술 기법에 
비해 더욱 예측하기 어려운 거동을 보일 수 있다. 
줄기세포와 그 직접 유도물을 이용한 혁신 의료를 
시도하는 것은 유익성에 비해 더 큰 손실을 
유발함으로써 “해를 끼치지 말라”는 의사의 윤리 
강령을 무심코 위반할 소지가 있다(Munsie 및 Hyun, 
2014). 혁신 의료와 임상시험은 서로 다른 목표를 
지향하고 있다. 단순히 어떤 시술이 의학적으로 

혁신적이라고 해서 그것만으로 임상시험으로 인정 
받을 수 있는 것은 아니다. 임상시험은 새로운 
세포나 약물 치료법, 또는 새로운 수술 방법에 
대하여 일반화할 수 있는 지식 생성을 목표로 한다. 
특히, 개개 환자의 유익성은 임상시험에서 주목하고 
있는 점이 아니며, 임상시험을 관리 감독하는 인간 
시험 대상자 연구 심의 위원회에서도 개개 환자의 
유익성을 우선하여 주안점으로 두지 않는다.  반면, 
혁신 의료는 일반화된 지식 생성을 목표로 하지는 
않지만, 허용되는 의학적 대안이 거의 없거나 전무한 
개별 환자들을 대상으로 상당한 성공 가능성이 있는 
새로운 형태의 임상 진료를 제공하는 것을 주된 
목표로 한다. 임상시험과 달리, 혁신 의료의 주요 
목적은 개인 환자의 병태를 향상시키는 것이다. 
의학적으로 혁신 의료를 시도하는 것 자체가 연구는 
아니지만, 여전히 과학적 및 윤리적 검토를 받아야 
하며 적절한 연구대상자 보호가 이루어져야 한다. 
소수의 환자에 적용되었던 줄기세포 기반 혁신 
의료가 더 많은 수의 환자에 적용해도 될 만큼 
충분한 장래성이 있다고 여겨지는 상황에서는 더욱 
그러하다. 임상 진료의 새로운 발견 및 개선에 
필수적인 이 단계에서, 진료자는 동료 평가, 
임상기관의 관리 감독, 동료 평가를 받는 의학 
출판물에 관찰 결과와 자료 발표와 같은 형태로 
외부 전문가에 의한 철저한 조사가 이루어지도록 할 
책임이 있다.

세포를 다른 부위에 주입하는 것을 둘러싼 수많은 
불확실성과 세포 제품의 가공 및 제조에 따르는 
상당한 어려움을 고려할 때, ISSCR은 줄기세포 
및 그 직접 유도물을 포함하는 혁신 의료를 
예외적인 상황에서만 시도하도록 허용해야 한다고 
생각한다. 그와 같은 중재 요법은 실험적이며 매우 
불확실하다는 특성을 감안하여, 의료 종사자들은 
어떤 경우에도 그와 같은 중재 요법을 홍보하거나, 
광고하거나, 광범위하게 환자를 모집하려는 시도를 
하거나, 판매해서는 안된다. 일반화가 가능한 지식을 
생성하는 것이 목표라면, 그와 같은 중재 요법은 
비교 대상을 가진 등록된 임상시험의 대상이 되어야 
한다. 독립적인 전문가의 엄격한 규제 심사의 판단에 
따라 안전성 및 유효성을 입증하는 임상시험이 
완료되어야만 시판 및 보험 적용 승인을 받도록 해야 
한다.

혁신 진료의 제공

권고 3.4.1: 의사인 과학자들은 극소수의 환자들을 대상으로, 
이 항에 기술된 고도로 제한적인 규정들에 따라, 정규 
임상시험의 범주 밖에서 미입증 줄기세포 기반 중재 요법을 
제공할 수도 있다.

이 규정들로는 다음과 같은 것들이 포함된다.

1. 다음을 포함하여 해당 시술에 대한 서면 계획이 
존재한다:

i. 유효성과 안전성에 대한 개념 입증의 모든 
전임상 근거를 포함하여 해당 시술이 충분한 
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성공 확률을 가지고 있는 이유를 설명하는 
과학적 근거와 타당성.

ii. 기존 치료와 비교하여, 제안된 줄기세포 기반 
중재 요법을 시도해야 하는 이유에 대한 설명.

iii. 3.1항 세포 가공 및 제조에 기술되어 있는 
바에 따라, 이식되는 세포의 유형과 특성에 
대한 완전한 특성분석.

iv. 보조 약물, 제제, 수술적 시술 등을 포함하여 
세포 투여 방식에 대한 기술.

v. 세포 치료제의 효과와 부작용 평가를 위한 
임상적 추적 관찰과 자료 수집 계획.

2. 서면 계획은 제안된 절차와 관련된 기득권이 
없는 적절한 전문가의 동료 평가 절차를 통해 
승인한다.

3. 환자가 해당 적응증에 대한 기존의 줄기세포 
기반 임상시험에 참여할 자격이 없다.

4. 해당 의료기관의 임상 및 행정 지도부는 
혁신 의료의 시도에 대한 결정을 지원하고 해당 
기관에서 혁신적 시술에 대한 책임을 진다.

5. 모든 인력은 적절한 자격을 갖추고 있고, 해당 
시술을 실시하는 기관은 적절한 설비와 동료 평가 
및 임상 품질 관리 모니터링 절차를 갖추고 있다.

6. 해당 중재 요법이 검증이 안된 상태임을 
이해하고 해당 시술이 가지고 있는 위험성과 
잠재적 유익성을 이해하고 있음을 입증할 수 있는 
환자가 자발적으로 대상자 동의를 제공한다.

7. 이상 반응이 발생할 때 시의적절하고 적당한 
의학적 처치와 필요한 경우 심리적 지원 서비스를 
받을 수 있도록 실행계획이 마련되어 있다.

8. 해당 시술로부터 발생되는 일체의 합병증에 
대한 조치를 취할 수 있도록 보험 처리나 다른 
적절한 재정적 또는 의학적 자원이 환자에게 
제공된다.

9. 의사인 과학자들은 일반화 가능한 지식에 
기여하기 위해 개별 환자들에 대한 본인의 경험을 
활용하고자 하는 의지가 있다. 여기에는 다음과 
같은 것들이 포함된다:

i. 체계적이고 객관적인 방식으로 결과 확인

ii. 비평적 검토가 가능하도록 부정적인 결과와 
이상반응을 포함하여 결과를 학계에 알리기 
위한 계획(예: 학술대회에 초록 발표 또는 
동료 평가 학술지에 논문 발표).

iii. 극소수의 환자들을 통한 경험 후 
시의적절하게 정규 임상시험으로 넘어감.

그와 같은 기준들을 따르지 않을 경우 환자의 희망을 
부당하게 이용하며, 줄기세포 연구에 대한 대중의 
신뢰를 약화시키고, 엄격한 임상시험을 불필요하게 
지연시킬 수 있다. 정규 임상시험의 범주 밖에서 
이루어지는 그와 같은 다수의 임상 중재들에 위의 
기준들을 엄격히 적용해 보면, 혁신 의료 시도라고 
알려진 것들의 적절성에 대해 의문을 제기해야 하는 
중대한 문제점들이 발견될 것이다.

 3.5 임상 적용

임상 중개는 어떤 제품을 임상 진료에 채택한 후에도 
지속적으로 이루어진다. 어떤 제품의 잠재력을 
온전히 알아내기 위해서는 추가적인 안전성 및 
유효성 근거를 수집하고, 확고한 근거 기반이 부족한 
적응증은 통제하며, 환자와 보건의료 시스템에 
유용성을 가져올 수 있도록 제품의 가격을 책정하는 
것이 필요하다.

 3.5.1 규제적 승인

권고 3.5.1.1: 새로운 제품을 일상적 임상에 사용하도록 
도입하는 것은, 새 치료법의 적용대상이 되는 의학적 병태와 

미입증 줄기세포 기반 중재 요법의 시판에 대한 경고

ISSCR은 이 문서의 지침과 관련 법규를 준수하는 임상연구나 혁신 의료의 범주 밖에서, 특히 상업적 행위로서 미입증 줄기세포 기반 
중재요법을 투여하는 것을 규탄한다. 과학자 및 의사는 전문가 윤리에 따라 그와 같은 행위에 동참해서는 안된다. “줄기세포 치료제”
로 추정되는 요법들이 현재 판촉 대상으로 하고 있는 의학적 병태의 대다수는, 일상적 또는 상업적 사용을 정당화하기에는 안전성과 
유효성이 불충분하다. 그와 같은 시술의 결과로 중대한 이상반응이 발생한 것으로 보고되었으며, 대부분의 줄기세포 기반 중재 요법의 
장기적 안전성은 여전히 확인되지 않은 상태이다. 미입증 줄기세포 치료의 섣부른 상업화, 그리고 줄기세포를 함유하고 있거나 줄기세포에 
작용하는 것으로 잘못 시판되고 있는 다른 세포 기반 중재 요법들은 환자를 위험에 처하게 할 뿐 아니라, 해당 연구 분야의 명성을 
위태롭게 만들고 실제 과학 및 임상적 발전 단계에 대해 혼동을 야기할 수 있어 줄기세포 연구계에 가장 중대한 위협이 된다. 정부 당국과 
전문 단체들은 줄기세포 기반 의료 중재 요법을 상업적 용도로 도입하는 단계를 관할하는 규정을 확립하고 엄격히 집행할 것이 강력하게 
권장된다.
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환자군에 대하여 적절한 위험성과 임상적 유익성의 균형이 
수용가능한지를 입증하는 데에 달려 있다.

규제적 승인은 제품의 중개에 결정적 전기가 된다. 
정부와 규제 당국은 줄기세포 기반 제품이 근거 기반 
의약품의 최고 기준에 부합되도록 보장하기 위해 
엄격한 심사 경로를 유지해야 한다.

최고 수준의 임상시험으로 안전성과 유효성을 
입증하고 규제 승인 절차를 완료한 후에도, 일상적 
또는 상업적 임상 사용에 진입한 상태에서 해당 
중재요법의 안전성 및 효과를 보장하고 현지 규제 
요건 및 기준과 윤리적인 근거 기반 의약품의 기준에 
부합되면서 공정하게 활용될 수 있도록 보장하는 
것에 만전을 기해야 한다. 이 기준들에는 지속적인 
안전성 및 임상 결과 모니터링과 임상적으로 가장 
긴급히 필요로 하는 환자들이 활용할 수 있도록 
보장하는 것 등이 포함된다.

생물 감시 체계 및 약물 감시 체계

권고 3.5.1.2: 줄기세포 기반 중재 요법의 개발자, 제조자, 
실시자, 규제기관은 해당 중재요법의 임상 사용이 본격화된 
이후 안전성, 유효성, 효용성에 대한 데이터를 지속적이고도 
체계적으로 수집하고 보고해야 한다.

줄기세포 기반 중재요법은 오랜 기간 동안 
생물학적으로 활성상태를 유지할 수 있어 잠복기가 
긴 위험이 존재할 수 있다. 또한 줄기세포와 그 
유래물은 광범위한 역동적인 생물학적 활성을 나타낼 
수 있어 예측과 통제가 어려울 가능성이 있다. 이는 
종양 생성, 증식증, 염증이나 면역 반응과 같은 
생리학적 활동에 2차 영향을 줄 수 있는 생물활성 
인자들의 분비 등과 같은 병적인 상태를 초래할 수도 
있다. 어떤 줄기세포 유형은 이식 후 이동하는 능력이 
있다. 이는 표적에서 벗어나 부적절하게 생착할 
위험성이 있음을 의미한다. 또한 현재 기술로는 
이식된 세포의 위치를 추적하는 것이 어려울 수 있다.

이런 이유들 때문에, 장기간에 걸쳐 환자의 전반적 
건강 상태를 모니터링하는 것이 중요하며, 새로운 
중재법의 개발 초기단계에 장기 모니터링의 재정 
지원과 수행에 대한 계획이 임상시험 계획서에 
포함되어 있어야 한다. 이런 모니터링 활동으로는 
체계적 시판 후 연구, 의료 종사자 및/또는 환자에 
의한 증례 및 결과 보고, 환자 레지스트리, 및/또는 
비교 효과에 대한 경제적 분석 등이 포함될 수 있다. 
그와 같은 모니터링 활동의 결과는 규제 당국과 
의료계에 신속히 보고가 이루어져야 한다.

환자 레지스트리

권고 3.5.1.3: 특정 환자군의 레지스트리는 규정된 환자군 
내에서 얻어진 줄기세포 기반 중재 요법의 안전성과 결과에 
대한 소중한 자료를 제공할 수 있기는 하지만 이것이 표준 
진료에 도입되기 전 임상시험을 통해 실시되는 엄격한 평가를 
대체해서는 안된다. 

연구자, 의사, 규제기관, 산업계, 환자 및 질환 지원 
단체 등 줄기세포 기반 치료제의 이해당사자들은 
임상적 사용에 대하여 검증된 줄기세포 기반 
중재요법에 대한 추가 자료를 수집할 수 있는 안전성 
및 결과 레지스트리를 만들기 위해 협력해야 한다.

허가 외 사용

권고 3.5.1.4: 줄기세포 기반 중재 요법의 허가 외 사용은 
줄기세포 기반 중재요법과 관련된 불확실성을 고려할 때 
특별한 주의를 기울여야 한다.

의사는 안전하고 효과가 있는 것으로 나타난 
적응증이나 환자군 이외에도 중재법을 사용할 수 
있다. 그와 같은 허가 외 사용은 의학적 진료에서 
일종의 일반적 형태로 여겨지고 있다. 그렇지만, 
줄기세포 기반 중재요법에서 허가 외 사용에는 
분명한 문제점들이 존재한다.

먼저, 일부 줄기세포 기반 중재 요법은 관할권에 
따라 규제 면제 대상이어서 어떤 특정 용도로 
승인되어 있지 않다. 이로 인해 의사가 검증된 용도에 
대하여 신뢰할 수 있는 정보를 얻지 못할 수 있다. 
두 번째로, 살아있는 세포는 복합적인 생물학적 
특성을 나타내며 세포 기반 치료제에 대한 임상적 
경험도 제한적이어서 장기적 안전성 및 효과에 대한 
불확실성이 존재한다. 따라서 의사는 줄기세포 기반 
중재 요법을 허가 외 용도로 쓰고자 할 때 특별히 
주의를 기울여야 한다. 원칙적으로, 허가 외 사용은 
높은 수준의 근거로 뒷받침되거나 현재의 과학적 
지식, 현지 법률 및 제도적 규정, 국제 의료계의 
기준에 따르는 상황에서만 제안되어야 한다. 제안된 
허가 외 사용이 환자가 가지고 있는 특정한 의학적 
병태와 관련하여 안전성 및/또는 유효성에 대한 
평가가 이루어지지 않았다면 환자에게 반드시 사전에 
설명해야 한다.

일반적 원칙으로는, 명확한 임상적 환경에서 승인된 
의료제품이나 중재법의 새로운 적응증에 대한 
안전성과 유효성을 확립하려면 의사는 비교 대상을 
두고 관리 감독이 이루어지는 임상시험을 실시해야 
한다.

 3.5.2 접근성과 경제적 조건

줄기세포 연구에 대한 지원은, 부분적으로는, 과학적 
지식의 향상을 통해 임상적 적용에 발전을 가져올 
가능성에 달려 있다. 공공 및 민간 부문 양측 모두의 
기관, 연구자, 의료종사자들은 공공의 혜택을 
증진하고, 특히 연구 결과와 그 혜택은 국제 과학계, 
그리고 무엇보다도 도움을 필요로 하는 사람들에게 
돌아갈 수 있도록 보장할 책임이 있다. 줄기세포 
연구 기관들은 환자와 일반 대중에게 과학 정보, 
임상시험에 참여할 기회, 치료에 접근할 수 있는 
기회를 제공함으로써 이익을 얻는다. 이런 이유로 
연구, 임상, 상업 활동은 비용의 적정성과 접근성을 
최대화할 수 있도록 해야 한다.
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보건 의료 시스템에 대한 상대적 가치와 접근성 문제

권고 3.5.2.1: 줄기세포 기반 중재 요법은 환자, 의료 비용 
지불자, 보건 의료 시스템에 경제적인 가치를 가져올 수 
있도록 개발되어야 한다.

환자, 의료 전문가, 의료 비용 지불자가 내린 
결정을 근거로 하여 임상 중재법의 개발과 제공이 
이루어진다. 그와 같은 결정에 영향을 미치는 핵심 
요인들로는 활용가능한 치료적 선택의 위험성과 
유익성, 환자측과 치료 실시자측의 개별적 선호, 
상대적 유용성과 가격 등이 있다. 줄기세포 기반 중재 
요법의 개발자, 제조자, 실시자는 모든 치료제에 
있어서 안전성, 유효성, 접근성과 함께 경제적 
가치가 전반적 활용도의 중요한 척도임을 인식해야 
한다. 따라서 이들은, 특히 상대적 효과를 평가하기 
위한 연구가 법적으로 의무사항인 국가에서는, 이와 
같은 연구에 참여해야 한다. 그와 같은 연구는 모든 
측면의 유익성에 대하여 현재 가용한 치료법과의 
체계적 비교를 포함하며, 의학적 결정을 내리는 데에 
중요한 정보를 제공한다.

가격 책정

권고 3.5.2.2: 개발자, 자금지원자, 의료 종사자, 의료 
비용 지불자는 환자가 생명을 위협하거나 심각하게 심신을 
쇠약화시키는 의학적 병태를 가지고 있음에도 불구하고 치료 
비용으로 인해 줄기세포 기반 중재요법을 받지 못하는 일이 
발생하지 않도록 해야 한다.

심각하게 심신을 쇠약하게 만들거나 생명을 위협하는 
의학적 병태를 표적으로 하는 줄기세포 기반 중재 
요법을 개발하는 임상시험 의뢰자는, 필요로 하는 
환자는 누구든 재정적 상태에 관계 없이 안전하고 
효과가 있는 치료를 받을 수 있도록 지원해야 한다. 
승인된 줄기세포 치료제가 개발되도록 한 임상시험에 
참여했던 사람들에게 특히 우선적으로 기회가 
주어져야 한다.

줄기세포 기반 중재 요법을 개발하고 시판하고자 
하는 사기업은 안전하고 효과가 있는 제품을 사회적 
약자들도 감당할 수 있는 비용으로 사용할 수 있도록 
공공 및 자선 기관들과 협력해야 한다. 생명을 
위협하거나 심각하게 심신을 쇠약화 시키는 의학적 
병태에 줄기세포 중재 요법을 신속하고도 지속 
가능하게 채택할 수 있도록 하는 장치를 마련하기 
위해 개발자, 제조자, 환우회는 정부 규제기관 및 
보건의료 자금지원기관들과 함께 협력해야 한다. 
그와 같은 장치는 혜택을 받는 환자들의 요구도와 
의료 비용 지불자가 서비스를 제공하는 지역사회에 
대하여 가지는 책임 간에 균형을 이루어야 하고, 
해당 치료제가 가지는 안전성, 효과, 장기적 가치에 
대한 근거 기반을 강화해야 한다.

 4. 의사소통

줄기세포 연구는 정책 입안자, 대중 매체, 소셜 
미디어 등 대중 문화의 지대한 관심을 받고 있다. 
과학적 및 임상적 잠재력과 이 분야를 둘러싼 
논란들을 고려해 볼 때, 이렇게 높은 대중의 관심도 
이해가 된다. 그러나, 의학 문헌에 대한 대중 매체의 
보도와 보고는 종종 매우 적절하지 않은 경우가 있다. 
때로는 잠재적 유익성이 과장되기도 하고 임상적 
응용까지의 어려움과 위험성이 종종 과소평가되기도 
한다. 이런 종류의 부정확하거나 불완전한 발표는 
일반 대중, 환자들, 의사들이 가지는 기대와 보건 및 
과학 정책에 실질적인 영향을 미칠 수 있다. 입증되지 
않은 임상적 용도로 줄기세포를 판매하려는 회사와 
개인도 부정확하거나 불완전한 발표를 부당하게 
이용할 수 있다.

과학의 대외 발표

권고 4.1: 줄기세포 연구계는 줄기세포 연구에 대하여 
정확하고, 균형이 잡혀 있으면서, 책임 있는 대외 발표가 
이루어지도록 해야 한다.

이 분야에 대한 높은 수준의 대중 및 언론매체의 
관심은 줄기세포 과학자들에게 자신들의 연구결과를 
다양한 대중매체 및 소셜미디어를 통해 소통할 
기회를 제공하고 있다. 연구계는 책임 있는 대외 
활동과 소통을 하고 대중들이 견해와 의견을 밝힐 수 
있는 기회를 제공함으로써 대중과 상호적인 관계를 
맺는 것이 권장된다.

과학자들은 그와 같은 기회를 통해 비전문가들을 
대상으로 본인의 업적에 대해 인지도를 얻고 
이해도를 높일 수도 있지만, 현재의 과학적 발전도, 
적용의 가능성, 관련된 위험성 및 불확실성에 대해 
부정확한 대중적 인식을 부채질할 가능성도 있다
(Kamenova와 Caulfield, 2015). 과학자들, 의사들, 
학교 및 연구소의 과학 언론인들, 산업계 대변인들은 
줄기세포 과학의 유익성, 위험성, 불확실성이 잘못 
전달되지 않도록 하기 위해 최선을 다해야 한다. 
또한, hESC 연구의 윤리에 대한 대중의 관심과 
우려가 있기도 하고 연구와 중개 활동에 완전한 
투명성을 보장하기 위해, 모든 전언에서 줄기세포 
원료의 기원을 명확히 명시하도록 한다.

결과 발표, 연구 및 중개활동의 홍보, 소셜미디어의 
사용, 출판 및 방송 매체와의 모든 교신 등 과학 
교신의 전반에 걸쳐 주의를 기울여야 한다. 
연구자들은 연구 과제, 성과 또는 목표와 관련하여 
부정확하거나 오도하는 언론 표현이 있는 경우 
시의적절하게 바로잡기 위한 노력을 기울여야 한다. 
과학자들은 동료 평가를 거치지 않은 연구 결과 
발표에 대해서도 특별히 주의해야 한다. 섣부른 
발표는 해당 결과가 틀린 것으로 판정될 경우 
공신력을 약화시킬 수 있기 때문이다. 마찬가지로, 
임상 적용까지 요구되는 시간의 예측, 제품의 승인 
가능성, 현재 실현되지 않은 기술들이 가지는 잠재적 
경제 파급 효과 등과 같이 본질적으로 불확실한 
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개발물에 대한 전향적 표현은 반드시 정확하고 
신중해야 하며, 자제해야 한다.

지나치게 단순화시키지 않으면서도 이해하기 쉽고, 
위험성과 불확실성을 덜 중요한 것처럼 보이게 하지 
않는 정보 자원을 만들 수 있도록 과학자들은 자신의 
기관에 있는 공보 전문가들과 긴밀히 협력하도록 
한다. 마찬가지로 연구 지원 기관들과 언론인 등 
공보 전문가들은 연구 성과를 언급하는 일체의 
정보물이 이런 원칙들을 준수하고, 발표 전에 해당 
결과와 관련된 교신 과학자들의 내용 검토 및 동의가 
이루어질 수 있도록 보장할 책임이 있다. 민감하거나 
세간의 이목을 끌 가능성이 있는 경우에는, 객관성과 
균형성을 보장할 수 있도록 독립적인 전문가로부터 
추가 의견을 구하는 것이 바람직하다.

임상시험에 대한 의사소통

권고 4.2: 임상시험을 매체나 의학 전언에 기술할 때, 
시험자, 의뢰자, 시험기관은 균형을 유지해야 하고, 사전에 
명시한 일차 유효성 결과변수가 통계적으로 유의하지 않은 
경우 이차 결과변수의 통계적 유의성을 강조해서는 안된다. 
연구는 안전성과 유효성에 대한 체계적 정보를 생성하는 것이 
주목적이며 치료가 주목적이 아니라는 것도 강조해야 한다.

통계적으로 유의한 이차 결과 변수와 같은 다른 
결과들에 호소하면서 통계적으로 유의하지 않은 
일차 결과 변수를 그럴듯하게 만드는 일이 너무나 
빈번하다(Boutron 등, 2010). 그와 같은 보도 관행은 
임상시험 결과에 대한 의학적 해석 및 대중의 해석을 
왜곡할 수 있다. 임상연구의 결과를 발표할 때, 
과학자, 기관, 언론인들은 해당 임상시험에서 사전에 
명시한 일차 결과 변수를 분명히 하고 그것이 통계적 
유의성에 도달했는지 여부를 명확하게 기술해야 
한다.

안전성 및/또는 유효성을 평가하도록 설계한 
임상시험은 치료를 실시하는 것이 주된 의도인 
것처럼 암시할 수 있는 표현을 사용하여 기술해서는 
안된다. 이는 임상시험 참여에 따른 안전성/유익성 
프로파일에 대해 혼란을 초래할 수 있기 때문이다(
권고 3.3.3.1도 참조). 진행 중인 임상시험에 대하여 
논할 때는 임상적 유효성이 아직 확립되어 있지 
않으며 결과를 통해 해당 중재 요법이 유효하지 
않거나, 경우에 따라서는 유해한 것으로 나타날 수 
있음을 설명해야 한다.

임상연구에 참여하고 있는 과학자들은 특정한 의학적 
병태에 대하여 개발 중인 줄기세포 기반 치료제의 
임상연구 과정과 현재 개발 단계에 대한 명확한 
이해를 촉진하기 위해 관련된 환자 및 지원 단체들과 
의사소통을 도모해야 한다. 그에 맞추어, 시험자와 
의뢰기관 뿐 아니라 환자, 가족, 지원단체까지 포함한 
모든 임상연구 관련자들은 대중과 의사를 교환할 
때 주의를 기울여야 한다. 또한, 연구자들은 어떤 
임상시험에 대해서도 잠재적 결과의 전망을 논할 
때에는 세심한 주의를 기울이도록 한다.

임상 진료에 대한 의사소통

권고 4.3: 줄기세포 기반 중재 요법에 대하여 환자에게 
정보를 제공할 때에는 반드시 환자의 복지와 과학적 완결성을 
최우선으로 해야 한다.

진료를 실시하는 데에 있어서는 위험성, 한계, 가능한 
유익성, 환자가 선택할 수 있는 대안에 대하여 정확한 
정보를 전달하는 것이 필수적이다. 사용 시 권고 
사항 등의 임상 정보를 제공할 때에는, 개별 환자의 
사례를 잘 아는 의료 전문가와 직접 상담하는 것과 
독립적인 전문가 의견을 구하는 것이 중요하다는 
점에 초점을 두어야 한다. 임상적 의사소통의 목표는 
충분한 정보를 토대로 환자가 자율적인 결정을 내릴 
수 있게 하는 것이다.

줄기세포 기반 중재 요법의 신규성과 새로운 
의약품을 임상적 사용에 도입하는 과정을 다루는 
규제 경로가 잘 확립되어 있지 않은 국가들이 많다는 
점을 고려하여, 의료 종사자들은 그와 같은 치료법의 
임상적 유용성과 관련된 이야기를 나눌 때 절제를 
해야 한다. 유효성이 확립되지 않은 줄기세포 기반 
중재 요법과 관련하여 홍보성, 보장성, 임상적 효과의 
암시를 주는 것으로 간주될 수 있는 표현을 사용하는 
것을 피하도록 한다. 특정한 적응증에 대하여 새로운 
줄기세포 기반 중재 요법의 사용이 승인된 경우, 
해당 중재 요법이 다른 적응증에도 효과가 있는 
것처럼 환자에게 표현하거나 암시를 주는 의사소통을 
피하도록 반드시 주의를 기울여야 한다.

규제 및 법 집행 당국은 영리활동을 하는 자들이 만든 
근거 없는 판촉 주장을, 관련 소비자 보호, 광고의 
진실성, 보안, 관할권 내 상법의 위반 정도에 따라, 
조사하고 적절한 경우 제제를 가할 것이 권장된다.

 5. 줄기세포 연구의 표준

세포 기반 중재 요법의 중개는 과학자, 의료기관, 
산업계, 규제기관, 환자들이 함께 노력해야 하는 
부분이다. 표준은 그와 같은 협력이 가능하도록 
도와주고 여러 방면으로 효율적인 임상 중개가 
이루어질 수 있도록 지원한다. 예를 들어, 표준을 
통하여 과학자들은 임상시험 결과들을 비교할 수 
있으며, 의료기관은 출판된 임상시험에 보고된 
치료를 재현할 수 있다. 규제적 표준 또한 민간 
업체들에 대하여 불확실성에 따른 비용을 줄여주고, 
독립적인 심사를 용이하게 하며, 환자들 사이에 
신뢰를 불러일으킨다.

표준의 확립

권고 5.1: 연구자들, 산업계, 규제기관은 줄기세포 과학 및 
의학 분야 연구의 설계, 수행, 해석, 결과보고에 대하여 표준을 
확립하고 시행하는 방향으로 노력해야 한다.
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표준의 확립을 통해 줄기세포 과학 및 그 임상 적용에 
큰 향상을 가져올 수 있는 분야는 무수하다. 특별히 
그런 기회를 가져올 수 있는 분야로 다음 등에 
대한 표준이 포함된다: (1) 동의 및 원료 입수, (2) 
제조 규정, (3) 세포 역가 측정법, (4) 기구 교정용 
표준물질, (5) 세포 배양 동안 최소한도로 허용되는 
변경, (6) 새로운 줄기세포 기반 중재 요법의 투여 
방법 및 대상자 선별, (7) 동물 실험의 결과 보고, (8) 
임상시험 설계, (9) 임상시험 결과 보고, (10) 정보의 
미제출 또는 임상시험 결과보고 지연을 정당화할 수 
있을 만큼 “민감한” 분석군 내 정보를 정의하는 원칙.

ISSCR은 과학자, 규제기관, 자금지원기관, 기타 
줄기세포 연구 관련 당사자들이 줄기세포 연구 및 
중개를 위해 시의적절한 표준 확립에 협력할 것을 
권장한다. 대상자 동의와 생체 유래 물질의 입수에 
대하여 일반적이면서도 보편적인 표준을 장려하기 
위해 ISSCR은 공여자 동의서 서식을 제시한 바 있다
(별첨 2).

윤리 지침의 개정

권고 5.2: 이 지침은 과학의 발전, 새로운 문제, 변모하는 
사회적 우선순위를 반영하기 위해 정기적으로 개정하도록 
한다.

과학과 의학적 처치가 반드시 사회적으로 책임감 
있고 윤리적으로 허용되는 방식으로 실시될 수 
있도록 하기 위해, 줄기세포 연구 및 새롭게 등장하고 
있는 보조 생식 기술의 실시에 있어서 새로운 의학적 
기회와 윤리적 문제들을 시의적절하게 다루어야 
한다. 정기적인 개정은 국제 연구 학계가 줄기세포 
연구의 수행에 적용되는 일련의 공통된 원칙을 통해 
함께 결속될 가능성을 높여준다.
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    별첨

 별첨 1 .

줄기세포 연구 및 중개 연구용 생체유래물질 채취를 위한 
대상자 동의 고려사항

줄기세포 연구 및 중개 연구용 생체유래물질 
채취를 위한 대상자 동의에서는 다음의 문구들을 
프로젝트별로 맞게 변형하여 포함해야 한다.

1. 해당 생체유래물질은 연구용 전능 또는 만능 세포 
유도에 사용될 것임.

2. 해당 생체유래물질은 연구용 전능 또는 만능 
세포를 유도하는 과정 동안 파괴될 것임.

3. 유도된 세포 및/또는 세포주는 보관소에 여러 해 
동안 보관 또는 저장될 수 있으며, 지금 시점에서는 

상당 수 예측할 수 없는 향후 연구를 위해 
내부적으로 사용될 수 있음.

4. 세포 및/또는 세포주는 해당 세포의 유전적 변형, 
인간-동물 키메라(인간 줄기세포나 그 유도체를 
동물 모델에 이입하여 생성), 또는 줄기세포나 그 
유도체를 인간이나 동물 배아에 도입하는 것이 
포함되는 연구에 사용될 수 있음.

5. 해당 기증은, 자가유래 이식이나 지정 이타적 
기증의 경우를 제외하고, 유도된 세포의 이식물 
수여자가 될 가능성이 있는 사람과 관련하여 
일체의 제한이나 지정 없이 이루어지는 것임.

6. 기증이 특정 연구 목적으로 한정되는 것인지, 
아니면 현 시점에서는 예측하지 못하는 연구 및/
또는 임상적 응용을 포함하여 광범위하게 기술된 
목적을 위한 것인지 여부. 후자의 경우, 관할 
법령에 해당된다면, 추후 더 광범위한 사용에 대한 
승낙을 구할 수도 있다는 점과 적절한 상황에서는 
인간 시험대상자 심사위원회에 의해 동의가 
면제될 수 있다는 점을 동의서를 통해 기증자에게 
알려주어야 한다. 동의 절차는, 연구 계획서에 
기술된 특정 형태의 연구 및/또는 임상 적용에 
대하여 기증자가 반대 의사를 가지고 있는지 
여부를 알아보고 문서화 해야 한다.

7. 새로운 용도에 대한 추가 동의를 구하거나 추가 
물질(예: 혈액이나 다른 임상 검체) 또는 정보를 
요청하기 위해, 향후 추가로 기증자가 연락을 받을 
가능성이 있는지 여부.

8. 기증자의 의료 정보 또는 기타 정보 중 어떤 
것이 공개되는지, 기증자의 인적사항 중 어떤 
것을 보관하는지, 기증자의 개인정보와 보관될 
정보의 기밀유지를 보호하기 위한 구체적 
조치, 줄기세포주를 유도하거나 결과로 얻어진 
줄기세포주를 이용하여 일을 하는 사람들 또는 
특히 일체의 관리감독기관 및 정부기관 등 일체의 
다른 단체나 사람들이 기증자의 인적사항을 
용이하게 확인할 수 있을지 여부.

9. 일체의 세포 또는 세포주에 상업적 잠재력이 있을 
수 있는지 여부의 공개와 향후 일체의 상업적 
개발에 따른 재정적 이익을 공여자가 받게 될지 
여부.

10. 제안된 연구와 관련이 있거나 그로부터 발생한 
것으로서 연구자 및 연구기관에게 돌아가는 일체의 
현재 또는 향후의 잠재적인 재정적 이익에 대한 
공개.

11. 연구 발전이 사회에 유익을 가져올 수 있다는 
점을 제외하고, 해당 연구는 공여자를 포함한 어느 
누구에게도 직접적인 의학적 혜택을 제공하는 것을 
목적으로 하지 않는다는 점.

12. 연구용 생체유래물질 기증에 동의하든 거부하든 
관계 없이, 잠재적 공여자에게 제공될 진료의 
질에는 영향을 미치지 않을 것이라는 점.

13. 연구용 인체유래물질 기증에 대한 대안이 
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존재한다는 점과 이와 같은 대안에 어떤 것이 
있는지에 대한 설명.

14. 배아를 기증하거나 생성할 경우, 임신을 
시도하기 위한 목적으로 해당 배아들을 사용하지 
않을 것이며 수정 시점으로부터 14일 넘게 체외 
배양 조건에서의 발생은 허용되지 않을 것이라는 
점.

15. 배아줄기세포 유도, 체세포 핵치환, 체세포 
리프로그래밍, 처녀생식, 또는 동정생식 분야의 
실험에서, 결과로 얻어지는 세포 또는 유도되는 
줄기세포주는 공여자 DNA의 일부 또는 전부를 
가지게 되므로 공여자와 부분적으로 또는 완전히 
유전적으로 일치할 것이라는 점.

16. 결과로 얻어진 줄기세포주의 핵산 서열결정이 
실시될 가능성이 높고, 해당 데이터는 대중이나 
자격이 있는 연구자들에게 기밀유지를 조건으로 
제공되는 데이터베이스에 보관될 수 있다는 점과, 
이는 기증물이 익명으로 및/또는 개인정보가 
제거된 상태로 유지될 수 있는 능력을 약화시킬 수 
있다는 점.

17. 공여자 및/또는 생체유래물을 대상으로 감염성 
질환 및 가능성이 있는 유전적 질환이나 질환 
표지자에 대한 스크리닝이 이루어질 것이라는 점.

18. 연구를 진행하는 동안 우연히 발견된 일체의 
임상적으로 의미있는 건강 정보를 생체유래물질 
공여자에게 알릴 계획이 있는지 여부.

별첨 2 .

줄기세포 연구용 인체유래물 채취를 위한 대상자 동의서 
견본

A2.1 줄기세포 연구용 배아 기증:  생식 목적으로 
생성된 것으로 임상적 필요 초과분

http://www.isscr.org/docs/default-source/guidelines/CFembryos.
doc

A2.2 유도 만능 줄기세포 연구용 체세포 기증

http://www.isscr.org/docs/default-source/guidelines/
CFsomaticcells.doc

A2.3 줄기세포 연구용 난자 기증(오직 줄기세포 
연구를 위해 직접 제공)

http://www.isscr.org/docs/default-source/guidelines/
CFeggsforresearch.doc

A2.4 줄기세포 연구용 난자 기증(생식 목적으로 
채취된 것으로 임상적 필요 초과분)

http://www.isscr.org/docs/default-source/guidelines/
CFeggsexcessofclinical.doc

A2.5 줄기세포 연구용 정자 기증

http://www.isscr.org/docs/default-source/guidelines/CFsperm.doc

별첨 3 .

물질이전계약서 견본

A3.1  물질이전계약(MATER I A L  TRANSFER 
AGREEMENT ,  MTA )  견본

http://www.isscr.org/docs/default-source/guidelines/MTA.doc

    용어

본 지침과 관련된 용어의 정의 및 설명. 기타 정의는 
http://stemcells.nih.gov에서 확인할 수 있다.

G.1 “배아(EMBRYO ) ”라는 용어 및 발생의 초기 
단계 설명에 사용된 기타 용어들

배아(Embryo): “배아”라는 용어는 아래에 설명한 
바와 같이 다양한 생물학적 상황에서 다르게 정의 및 
사용되어 왔다.

본 문서에서, “배아”라는 용어는 사람의 경우 수정된 
난자의 첫 난할에서부터 임신 9주령까지의 모든 발생 
단계의 설명에 총칭으로 사용되고 있다. 배아발생의 
특정 단계 설명에는 더 세분화된 용어를 사용했다. 
예를 들어 2세포기, 4세포기, 8세포기, 압축 오디배, 
주머니배는 모두 착상 전 배아발생의 특정 단계를 
의미한다.

착상 전 배아는 최소한의 세포 특수화가 이루어진 
단순한 세포 구조를 나타내지만, 착상 후에는 곧 
원시선이라고 하는 뚜렷한 발생 축이 형성되기 
시작한다. 이 시기 후에는 더욱 복잡하고 특화된 
조직 및 장기로 발생되도록 하는 비가역적 결정이 
이루어지므로, 더 이상 배아에서 쌍둥이가 생길 수 
없게 된다.

전통적인 발생학에서는 착상 후 발생 단계(예: 원시선 
및 그 이후 태아 단계까지)의 각기 다른 단계들을 
포괄하여 배아라는 용어를 사용했었다. 실제로, 
Dorland’s I l lustrated Medical Dictionary(27
개정본,1988년판, W. B. Saunders Company)에는 
“동물의 경우, 가장 급격한 발생이 이루어지는 기간 
동안(즉, 장축이 나타난 후부터 모든 주요 구조가 
생길 때까지)의 수정 난자 유래물로, 최종적으로는 
후손이 된다.  사람의 경우, 발생중인 개체는 수정 
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후 약 2주부터 7~8주 말까지의 배아이다.”라고 
정의를 제시하고 있다. Random House Webster’s 
College Dictionary에는 “사람의 경우, 대략 수정된 
난자가 자궁벽에 착상할 때부터 약 임신 8주까지의 
단계”로 기재되어 있다. 그러나, 현대 발생학자들에 
의해 해당 명명법은 사람의 경우 수정된 난자의 첫 
난할부터 이후 임신 7~9주까지의 단계를 포함하도록 
확장되는 일이 빈번하며, 그 이후 단계에는 태아라는 
용어가 사용되고 있다.

접합체(Zygote): 수정된 단일 세포 전핵 난자(
난모세포)로, 통상 사람에서는 정자가 함유된 정액 
주입 후 20~35시간 사이에 관찰됨.

난할 단계 배아(Cleavage stage embryo, 착상 전 
단계[preimplantation stage]): 접합체의 첫 분할 
후부터 시작하여 오디배 압축까지의 배아 단계로, 
세부 단계로는 2세포, 4세포, 8세포, 16세포 배아가 
포함된다. 사람에서는, 각 난할의 분할에 약 18~24
시간이 소요된다.

오디배(Morula): 압축이 발생하는 16세포의 포도상 
군락으로, 통상 수정 후 4일째 형성된다.

주머니배(Blastocyst): 약 64세포부터 시작하여 
형성되는 배아 단계로, 주머니배 공간이 되는 내부 
공간으로 액이 유입되어 들어오는 것으로 정의된다. 
주머니배의 바깥세포층은 분화된 영양외배엽 세포가 
둘러싸고 있는 층으로, 이는 내세포집단(inner cell 
mass, ICM)이라는 용어로 불리는 10~25개 세포 
둥지를 에워싸고 있다. 영양외배엽 세포는 배아를 
자궁벽에 착상시키고, ICM은 배아를 적절한 형태가 
되도록 한다. 주머니배는 수정 후 5~7일에 형성된다. 
주머니배는 수정 후 6~7일 경에 투명대(둘러싸고 
있는 당단백 껍질)로부터 부화한다. 그 이후에는 
착상과 함께, 주머니배의 ICM이 앞뒤 방향을 가진 긴 
축으로 스스로 형성하기 시작한다.

처녀생식 배아(Parthenogenetic embryo): 
수정되지 않은 포유류 난자의 활성화로 배아 
발생이 가능하며, 처녀생식 주머니배의 ICM에서는 
배아줄기세포가 유도될 수 있다. 처녀생식 배아는 
비인간 동물에 자궁 이식한 후 태아기까지 진행되는 
것이 관찰된 바 있지만, 태반 시스템이 충분히 
발달하지 못해 정상적인 임신이 저해되어 더 이상의 
발생은 제대로 이루어지지 못한다. 난자단독발생은 
처녀생식의 특정한 한가지 형태로, 2개의 서로 
다른 수정된 난모세포의 유전적 기여(여성 전핵)로 
배아가 생성된다. 동정생식은 2개의 서로 다른 수정 
난모세포에서 유래한 남성 전핵을 포함하는 배아 
생성을 수반한다.

배아 유사 구조체(Embryo-like structures): 
세포공학의 발달은 배아 발달의 주요 단계를 모사 
또는 재현하는 방식을 통해 세포군의 결합, 분화, 
응집, 또는 재접합을 가능하게 만들고 있다. 그와 
같은 실험적 시스템은 조직과 장기의 발달에 대한 
핵심적인 이해를 가져올 수 있지만, 그와 같은 
구조들이 공학이나 자가 형성을 통해 실제로 
인간 개체의 형성이나 발생의 가능성을 보일 수 
있는 시점까지 복잡한 구조를 만들어 내는 경우에 
대해서는 우려를 낳고 있다. 착상 전 배아를 14일 

또는 원시선의 형성 이후까지 배양을 금지하는 것이 
배아 유사 구조체에는 적용되도록 명문화되어 있지 
않기 때문에, 본 지침에서는 실험적으로 생성된 배아 
유사 구조체가 인간 개체 형성, 통합된 장기 시스템 
발달, 자발적인 발생 능력, 또는 완전한 개체 발생의 
가능성이 나타날 수 있는 경우전문가 검토에서 
규정한 바에 따라 반드시 특별 심의를 받아야 한다고 
명시하고 있다. 인간 개체의 형성이나 발생 잠재력을 
나타낼 수 있는 배아 유사 구조체는, 철저한 심의 
과정을 통해 매우 가치가 높다고 여겨지는 과학적 
의문 해결에 필요한 최소 시간을 넘어 더 오래 배양을 
계속해서는 안된다는 것이 심의의 원칙이 되어야 
한다.

핵치환(Nuclear Transfer): 핵 물질(염색체)
을 제거한 난자에 어떤 세포의 핵을 이입하는 
것이 포함된다. 해당 난자는 해당 세포 핵이 다시 
발생을 시작하도록 (불완전하게) 리프로그램한다. 
핵치환으로 생성된 배아는 통상 비정상적이며 
발생 중 죽는 경우가 빈번하지만, 드물게 만기까지 
발생하는 것도 가능하다. 핵치환으로 유도된 
주머니배에서 유래한 ICM은 겉보기에 정상적인 
배아줄기세포를 형성한다.

태아(Fetus): 본 문서에서는, “태아”라는 용어를 주요 
구조가 형성된 후, 배아 단계 이후의 출생전 발생 
설명에 사용하고 있다. 사람에서 이 기간은 수정 후 
7~9주부터 출생 전까지 이다.

G.2 발생 가능성과 관련된 용어

전능(Totipotent): 태반의 배아 바깥 지지 구조를 
비롯하여, 한 개체에서 발견되는 모든 유형의 분화 
세포들을 생성할 능력이 있는 단일 세포의 상태. 
단일 전능 세포는 자궁내 분열을 통해 완전한 개체를 
번식할 수 있다.

만능(Pluripotent): 한 개체의 모든 조직으로 분화할 
능력이 있는 단일 세포의 상태이지만, 예를 들어 
태반의 배아바깥 지지 구조를 생성할 수 있는 능력이 
없기 때문에 그 자체만으로 완전한 개체 발생을 
지속하지는 못한다.

다능(Multipotent): 다수의 세포 유형으로 분화할 
능력이 있는 단일 세포의 상태이지만, 한 개체의 모든 
세포로는 분화하지 못한다. 조혈줄기세포를 예로 들 
수 있는 다능세포는 특정 조직 내에서 다양한 세포를 
생성한다. 발생 중인 개체 내에서 다능세포는, 
중내배엽 전구세포처럼 하나 이상의 배엽층 유래물을 
생성할 수 있다. 성체에서 다능세포는 일반적으로 
특정 배엽층(내배엽, 외배엽, 중배엽)의 유래물이 
되도록 제한된다.

분화능(Unipotent): 하나의 특정 세포 계통을 
따라서만 분화하는 능력이 있는 단일 세포의 상태로, 
계통이 결정된 조혈계 전구세포를 예로 들 수 있다
(예: 적혈구모세포). 정원 줄기세포의 사례와 같이, 
단분화능 줄기세포는 자기재생산과 단일 계통에 따른 
분화를 하게 된다.
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기형종(Teratoma): 양성인 복합 분화 조직 
덩어리로, 피막으로 덮혀있고, 3개 배엽층(외배엽, 
내배엽, 중배엽) 요소들로 구성되어 있다. 줄기세포 
연구 상황에서, 기형종 평가에는 세포군의 만능성(
생체 내 모든 조직을 형성할 수 있는 능력) 평가를 
위해 면역결핍 설치류 숙주에 해당 세포군을 
주사하는 것이 수반된다.

G.3 줄기세포 연구에서 “키메라(CH IMERA ) ”라는 
용어

키메라(Chimera): 동일하거나 다른 종에서 유래한 2
개 이상의 서로 다른 접합체로부터 유래한 세포군을 
가진 개체.

미량 키메라(Trace chimeras): 가장 단순한 
형태의 키메라로, 출생 전 또는 출생 후 일체의 
발달 단계에서 한정된 수의 사람 세포를 또 다른 
개체에 도입한 것이며, 일체의 계통 또는 조직 
내로의 이입은 최소한의 수준일 가능성이 높다. 
한 예로서 면역결핍 생쥐를 숙주로 사용하여 인간 
암세포주로부터 종양 형성을 연구하는 것이 이에 
해당한다. 그와 같은 키메라는 동물의 사용 및 
생물안전성과 관련하여 적절한 감독이 요구되며, 
일반적으로 인간 줄기세포에 수반되는 우려를 유의한 
수준으로 발생시키지 않는다. 사람의 생식계 세포를 
가진 일체의 미량 인간/동물 키메라는 특수한 우려를 
내포한다.

종간 키메라(Interspecies chimeras): 종간 
키메라는 다른 종에서 유래한, 광범위 통합 세포 
기여분을 함유하는 동물이다. 특수한 우려를 
내포하는 진성 인간-동물 키메라에는 두 가지 유형이 
있다: (1) 발생의 가장 초기 단계에 형성된 것으로, 
광범위 키메라 형성능이 있는 경우, (2) 이후에 
형성되었지만 중추신경계 및/또는 생식계에 상당한 
수준의 키메라형성에 기여하는 경우. 인간과 비인간 
영장류 간의 키메라는 어떤 발생 단계에서 생성된 
것이라도 특별한 주의가 필요하다. 중추신경계 
키메라성 혼합을 포함하는 인간과 비인간 간의 
키메라 또한 각별한 주의를 필요로 한다. 인간-동물 
키메라의 심의에 대한 추가 지침은, ISSCR 윤리 및 
공공정책 위원회 백서(Hyun 등, 2007)를 참조하도록 
한다.

잡종(Hybrids): 종간 교배 또는 유전 물질 융합을 
통해, 각 개별 세포들이 두 개의 서로 다른 
종으로부터 대략 비슷한 유전적 기여분을 가지도록 
생성된 동물. 예로 노새(당나귀와 교배한 말)가 있다.

 G.4 이식에 사용되는 용어들

동종 이식(Allogeneic transplantation): 어떤 
공여자로부터 또 다른 사람에게 세포를 이식하는 
것으로, 이때 이식은 혈연(형제자매 또는 부모로부터 
받는 경우 또는 비혈연 개인으로부터 이루어질 수 
있다. 조혈줄기세포 이식의 경우, 대규모 공여자 

레지스트리에서 비혈연 공여자가 이식 거부를 
매개하는 것으로 알려진 일련의 사람 백혈구항원에 
대하여 조직적합한지 또는 이식 수여자에게 
적합한지를 확인할 수 있다. 고형 장기 이식은 
수여자의 면역계가 동종이식편을 거부할 위험을 
가지고 있는 것에 반해, 동종 조혈줄기세포 이식은 
공여자 유래 이식 세포가 수여자에 대항하여 면역 
공격(이식편대숙주질환)을 할 가능성을 가지고 
있다. 두 가지 임상적 상황 모두 면역억제제를 
사용해야 하며, 고형 장기 이식 수여자의 경우에는 
면역억제제를 평생 복용해야 하므로 감염 합병증의 
위험에 처하게 된다.

자가 이식(Autologous transplantation): 환자 
본인의 세포를 자신에게 이식하는 것을 일컫는다. 
해당 세포는 환자의 면역계가 “자기”로 인식하므로, 
거부반응이나 면역 부적합이 관찰되지 않는다. 
따라서, 세포의 자가 이식은 일반적으로 동종 
이식에 비해 위험도가 더 낮다. 체세포 핵치환으로 
배아 줄기세포를 생성하거나 리프로그래밍으로 
유도 만능 줄기세포를 유도하는 것은 이식 연구를 
위한 자가유래 세포 공급원으로 이용되며, 이는 
면역적합성에 있어서 이론적 장점을 가지고 있다.

동종목적 사용(Homologous use): 세포의 의도한 
치료 목적이 해당 세포의 원래 생리학적 특성 범위 
내에 있는 경우를 일컫는다. 혈액 재생을 위한 
조혈줄기세포 이식, 또는 뼈나 연골 수복을 위한 
중간엽 줄기세포의 사용을 예로 들 수 있다.

비동종목적 사용(Non-homologous use): 세포의 
의도한 치료 목적이 해당 세포의 원래 생리학적 
특성을 벗어나는 경우를 일컫는다. 조혈세포나 
중간엽 줄기세포를 심장이나 뇌에 이식하는 경우를 
예로 들 수 있다.

종양원성(Tumorigenicity): 종양을 형성하거나 
비정상적 세포 성장을 할 가능성을 의미하는 세포 
특성. 

G.5. 연구대상자 및 임상연구 관련 용어들

임상연구(Clinical research): 인간 대상자 또는 
인간 대상군을 대상으로 조직 검체와 같은 인체 유래 
물질에 대하여 수행하는 일체의 체계적 연구.

임상시험(Clinical trials): 인간 대상자 또는 
인간 대상군을 하나 이상의 건강 관련 중재법에 
전향적으로 배정하여 건강 결과에 미치는 영향을 
평가하는 일체의 연구 시험. 중재법으로는 약물, 세포 
및 기타 생물학적제제, 외과적 시술, 방사선학적 
시술, 진단, 의료기기, 행동학적 치료, 진료 프로세스 
변경, 예방적 진료 등이 포함되지만 이에 국한되지 
않는다.

상관성 연구(Correlative studies): 일반적으로 
임상시험 범위 내에서 실시되는 연구로, 질병 진행과 
관련된 원인 및 관련 생물학적 표적에 대한 어떤 
중재법의 영향, 또는 군간이나 어떤 군 내의 서로 
다른 요소간의 연계성을 탐색한다.
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관찰 연구(Observational studies): 임상연구의 
한 유형으로, 시험자들은 인간 대상자 또는 인간 
대상군을 관찰하여 관심 대상 변수들을 측정한다. 
시험자는 시험대상자들을 처치군 대비 대조군에 
할당하는 것에 대한 통제를 시행하지 않는다.

모의 절차(Sham procedures): 임상시험에서 대조로 
사용되는 절차로, “처치”군에 있는 연구대상자를 
대상으로 실시하는 실험적 절차를 모사한다. 이는 
연구대상자와 그 결과를 평가하는 의사가 해당 
시험대상자가 임상시험의 어떤 군에 등록되어 
있는지를 알지 못하도록 하기 위해 실시하는 것이다. 
때로는 투여 전달과정이 (투여물 자체보다는) 
질병 진행에 미치는 영향에 대한 대조를 위해 
실시하기도 한다. 모의 절차는 침습도에 따라 
다양하다 사례들로는 식염수 주사(연구대상자에게 
세포 대신 식염수를 주사함), 모의 심장 카테터삽입
(연구대상자는 심장 카테터삽입을 받지만 세포는 
주사받지 않음), 두개골에 부분 천두공(연구자들은 
두개골 내에 움푹하게 드릴링을 함으로써 뇌수술을 
받는 것처럼 흉내냄).

최소한의 위험(Minimal risk): 일상 생활에서 또는 
통상적인 물리적 또는 정신적 검진이나 검사 동안 
일반적으로 접하게 되는 위해의 확률 및 정도와 
비교하여, 절차가 인간 대상자 또는 조직 공여자에게 
미치는 위험

최소한의 위험을 약간 상회한 위험(Minor increase 
over minimal risk): 최소한의 위험 한계에 비해 
극히 일부에 불과한 수준의 위험 증가로, 적정 수준의 
사람에서는 허용가능한 것으로 간주된다.

우연한 발견사항(Incidental finding): 임상시험의 
목적과 직접 관련은 없지만 해당 개인에게 잠재적인 
건강 또는 생식에 중요할 가능성이 있는, 개별 연구 
참여자 또는 조직 기증자와 관련된 발견사항.

승낙(Assent): 임상연구의 상황에서, 승낙은 
참여자가 참여에 동의한다는 것을 의미한다. 
승낙을 한다는 것은 해당 참여자가 본인의 능력에 
부합되도록 연구 참여 결정에 관여한다는 것을 
의미한다. 법적 미성년자인 소아와 청소년은 법률 
상 유효한 대상자 동의를 할 수는 없지만 승낙을 할 
수는 있다. 승낙에는 법적 미성년자가 연구 참여에 
긍정적인 동의를 제공하는 것이 필요하다. 

보상(Compensation): 연구 참여 과정 중 발생한 
연구대상자의 비금전적 부담에 대한 비용 지급으로, 
가장 흔하게는 대상자의 시간, 노력, 불편이 이에 
해당된다.

상환(Reimbursement): 연구 참여 동안 발생한 
연구대상자의 자가 부담 비용에 대한 환급.

부당한 유인(Undue inducement): 너무나 
매력적이어서, 가능성이 있는 연구대상자나 공여자가 
적절한 판단을 내릴 수 있는 능력을 해칠 위험에 
빠뜨리거나 강하게 반대하는 절차에 동의하도록 
유도하는 제안이나 보상.
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