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2023년 승인 Novel Target 의약품 9종 

  

국가신약개발사업단 기획팀 김효인 연구원 

  

Overview 

대부분의 약물은 신체 내 표적 분자와 상호작용하여 생물학적 기능을 조절한다. 유전학이 발전하면서 최초의 인간 게놈 시퀀스가 

공개된 이래로 잠재적인 치료 분자 표적과 질병 간의 연관성은 더욱 심화되었으며, 약물 개발과 인간 유전학 접근 방식을 통합하여 

연구하는 경향 또한 당연해지고 있는 추세다.  

Novel Target은 단순한 ‘신규 표적’이 아니라, ‘기존에 주로 사용되던 표적과 차별되는 혁신적인 기전과 효능을 보일 수 있는 새로운 

표적’을 의미한다. 유효한 Novel Target을 발견하고 해당 표적을 대상으로 하는 물질과 표적의 작용 매커니즘을 확립하는 것은 기존

의 표준 치료법으로는 해결되지 못했던 미충족 의학수요를 충족시킬 수 있으며, First-in-class의 신약 개발 가능성을 대폭 상승시킨다. 

Nature Reviews Drug Discovery에서 발표된 ‘Novel Drug Targets in 2023’에 따르면, 지난 한 해 동안 미국과 EU, 일본에서 승인된 신

약은 백신과 유전자치료제를 제외하고 49개에 달한다. 보고서에서 소개된 9개의 Novel Target 물질 중 5개는 소분자에 해당되었으

며, 나머지 2개는 각각 항체와 올리고뉴클레오타이드에 해당되었다. 본편에서는 ‘Novel Drug Targets in 2023’ 보고서에서 소개한 

Novel Target 의약품 9종 및 해당 의약품과 동일한 타겟을 대상으로 하는 다른 물질들의 연구개발 현황에 대해 살펴보고자 한다.  
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[표 1. Drugs with novel mechanism of action targets approved in 2023] 

 (2024.6) 

No Ingredient  

name 

Drug  

name 

Properties Mechanism of action target 

(gene name) 

Target 

class 

Indications First  

Approval 

Agency 

First  

Approval 

Date 

1 Fezolinetant Veoza Small molecule 

antagonist 

Neurokinin 3 receptor (NK3R) GPCR Vasomotor symptoms 

due to menopause 

FDA 2023.05.12 

2 Iptacopan Fabhalta Small molecule 

inhibitor 

Complement factor B (CFB) Enzyme Paroxysmal nocturnal 

hemoglobinuria (PNH) 

FDA 2023.12.05 

3 Nirogacestat Ogsiveo Small molecule 

inhibitor 

γ-Secretase (PSEN1 and PSEN2) Enzyme Desmoid tumors FDA 2023.11.27 

4 Momelotinib Ojjaara Small molecule 

inhibitor 

Activin receptor type 1 (ACVR1); Also targets Janus 

kinase 1 and 2 (JAK1/JAK2; and mutant 

JAK2V617F) 

Kinase Myelofibrosis FDA 2023.09.15 

5 Capivasertib Truqap Small molecule 

inhibitor 

RAC-serine/threonine-protein kinase 1, 2, and 3 

(AKT1, AKT2 and AKT3) 

Kinase Breast cancer FDA 2023.11.16 

6 Talquetamab Talvey BsAbs G-protein-coupled receptor family C group 5 

member D (GPRC5D); Also targets CD3 

GPCR Multiple myeloma FDA 2023.08.09 

7 Concizumab Alhemo mAb Tissue factor pathway inhibitor (TFPI) Protease 

inhibitor 

Hemophilia A/B Health 

Canada 

2023.04.19 

8 Tofersen Qalsody ASO Superoxide dismutase 1 mRNA (SOD1) Enzyme Amyotrophic lateral 

sclerosis 

FDA 2023.04.25 

9 Nedosiran Rivfloza siRNA L-Lactate dehydrogenase A mRNA (LDHA) Enzyme Primary hyperoxaluria 

type 1 

FDA 2023.09.29 

(Source: NRDD, BioCentury, Synapse 재구성) 
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Veoza(Fezolinetant) 

뇌의 시상하부는 체온 조절과 호르몬 분비에 중요한 역할을 한다. 시상하부에서 특히 강력한 신경 조절제인 에스트로겐은 키스펩틴, 

뉴로키닌B, 다이노르핀 뉴런(Kisspeptin, neurokinin B, and dynorphin; KNDy neuron)을 통해 성선자극호르몬-분비호르몬(Gonadotropin 

releasing hormones, GnRH) 펄스를 생성하는 음성 조절자로 작용한다. KNDy 뉴런의 발현 수용체 중 하나인 뉴로키닌3은 뉴로키닌B

에 의해 활성화되어 GnRH의 방출을 유도한다. 그런데 폐경기가 되어 에스트로겐의 수치가 낮아지면 뉴로키닌B 신호 전달이 상대적

으로 증가하면서 KNDy 뉴런의 활동이 활발해지고, 체온 조절 중추 활동도 과활성화되어 안면홍조, 야한증과 같은 혈관 운동성 증상

(Vasomotor symptom, VMS)이 발생한다. 폐경기 여성의 약 70%가 이러한 증상들을 경험하며, 이는 평균 7.4년 정도 지속되는 것으

로 알려져 있다.  

아스텔라스(Astellas)의 베오자는 뉴로키닌3 수용체(NK3R) 길항제로 폐경기의 호르몬 요법을 대체할 수 있는 최초의 비호르몬성 치

료제다. 시상하부 중추신경계에 침투하여 뉴로키닌3 수용체와 결합해 뉴로키닌B 신호를 차단하는 방식으로 체온 조절에 직접적으로 

관여해 폐경으로 인한 VMS 증상을 완화시킨다. 그간 뇌졸중, 유방암, 정맥 혈전색전증 등 호르몬 의존성 질병의 위험을 안고 있는 

사람들은 호르몬 요법 외에는 다른 치료법이 없어 치료받지 못한 채 불편함을 감내해야만 했으나, 베오자의 출시로 인하여 삶의 질

을 개선할 수 있게 되었다. 

한편, 뉴로키닌3 수용체를 표적으로 하는 다른 물질로는 사노피(Sanofi)에서 정신분열증 관련 치료제로 개발하다 2005년에 개발을 

중단한 이후 2018년에 에이서 테라퓨틱스(Acer Therapeutics)에서 권리를 인수하여 임상 2상을 수행 중인 오사네탄트(Osanetant; 

ACER-801, NK3R antagonist/VMS, Adenocarcinoma of prostate)와 현재는 개발이 중단된 GSK의 탈네탄트(Talnetant, NK3 antagonist/ 

Schizophrenia, Psychotic Disorders)가 있다. 
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Fabhalta(Iptacopan) 

발작성 야간혈색소뇨증(Paroxysmal nocturnal hemoglobinuria, PNH)은 후천성 용혈성 빈혈이다. PNH는 조혈모세포의 체세포 PIGA 

(Phosphatidylinositol glycan A) 유전자 돌연변이로 인하여 발병한다. PIGA 돌연변이는 단백질과 세포막을 연결하는 GPI 

(Glycosylphosphatidylinositol) ankor 합성의 결함을 초래하여 보체 조절 단백질의 결핍을 유발하며, 면역체계의 일부인 보체계가 세

포를 용해시켜 혈관 내 용혈이 발생하고, 적혈구를 파괴시키도록 만든다. 

노바티스(Novartis AG)에 따르면, 입타코판은 최초의 보체 B인자 표적 치료제로 보체 대체경로의 상위에 위치한 C3 보체를 억제해 

혈관 내‧외부에서 적혈구 파괴를 포괄적으로 제어 할 수 있다. 기존 치료제인 솔리리스(Soliris, Eculizumab, αC5 mAb/PNH, 

Hemolytic uremic syndrome, Myasthenia gravis)와 울토미리스(Ultomiris, Ravulizumab, αC5 mAb/PNH, Hemolytic uremic syndrome)는 

C5 보체 억제제로 혈관 외 용혈현상이 발생할 수 있는 위험성이 있다. 반면, 입타코판은 C5 보체보다 상위 단계에 위치한 보체 B인

자를 타겟으로 작용하기 때문에 C3 보체 활성화까지 차단할 수 있다는 강점을 보인다. 또한 임상 3상 연구 결과, 입타코판은 적혈

구의 수혈이 없는 상태에서 헤모글로빈 수치 개선에 효능을 보였으며, 수혈 회피율에서도 αC5 보체 억제제 사용자 및 미사용자 대

비 우수한 효능을 보인 것으로 확인되었다고 밝혔다. 

입타코판과 동일하게 보체 B인자를 표적으로 삼는 다른 물질로는 임상 3상 단계인 로슈(Roche)의 리간드 접합 안티센스 올리고뉴클

레오타이드(Ligand-conjugated antisense oligonucleotide, LICA), 세팍세르센(Sefaxersen, CFB inhibitors/IgA nephropathy)이 있다. 

한편, 노바티스는 2023년에 치누크(Chinook Therapeutics)를 인수해 신장질환 분야의 포트폴리오를 보강했다. 당시 치누크는 후기 임

상 단계인 아트라센탄(Atrasentan, Endothelin A receptor antagonist/Diabetic nephropathy, IgA nephropathy)과 지가키바트(Zigakibart, 

αAPRIL mAb/IgA nephropathy)를 보유하고 있었다. 노바티스는 인수 직후인 10월, 아트라센탄의 임상 3상 중간분석 결과 유의미한 

수준으로 단백뇨 수치가 감소하였음을 확인했다고 발표하며 올해 중으로 FDA의 가속승인을 신청할 계획이라고 밝히기도 했다. 
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Ogsiveo(Nirogacestat) 

데스모이드 종양(Desmoid tumors)은 비암성 연조직 육종의 희귀 아형으로, 주로 복부와 팔, 다리에서 섬유아세포의 비정상적인 분열

에 의해 발병한다. 다른 부위로 전이되지 않아 악성으로 분류되지 않으나 수술로 절제 및 제거한 이후로도 국소 재발률이 높은 편

이며, 인접한 주변 세포나 조직에 공격적으로 침윤해 통증을 유발하기도 한다. 

데스모이드 종양은 Wnt단백질, 베타-카테닌(β-catenin), 노치(Notch)의 과발현 등으로 인해 증식하는 것으로 알려져 있다. 스프링웍

스 테라퓨틱스(SpringWorks Therapeutics)의 옥시베오는 노치 수용체의 감마 세크레테이스(γ-Secretase) 매개 절단을 선택적으로 억

제하여 신호 전달을 차단하고, 노치 세포 내 도메인의 방출을 방지해 노치 경로의 과잉 활성화를 조절할 수 있다.  

감마 세크레테이스를 표적으로 하는 다른 물질로는 ASCO2023에서 발표한 임상 2/3상 연구의 2상 부분결과를 근거로 2023년 11월, 

FDA의 희귀의약품 지정을 받은 AL102(γ-Secretase inhibitor)가 있다. AL102는 현재 임상 3상 연구가 진행되고 있으며, 2024년 2월에 

아얄라 테라퓨틱스(Ayala Pharmaceuticals)에서 이뮤놈(Immunome)으로 인수되었다. 

 

Ojjaara(Momelotinib) 

골수섬유증은 혈액암의 일종으로 골수 내 섬유아세포가 섬유 조직을 과생성하면서 발병한다. 골수에서 차오른 섬유조직이 혈액생성 

세포를 밀어내면서 밀려난 혈액 생성 세포들이 비장이나 간으로 이동해 비장의 비대화를 초래하거나, 기형 혹은 미성숙한 백혈구나 

혈소판들이 혈액에 떠돌아다니게 만들어 빈혈과 혈소판 감소증을 함께 보이기도 한다. 

1형 액티빈A 수용체(ACVR1)는 철 향상성을 주로 조절하는 헵시딘(Hepcidin)의 생성 및 적혈구 생성의 상향 조절과 관련이 있는 것

으로 여겨진다. GSK의 오자라는 ACVR1을 타겟해 억제하는데, 빈혈을 동반한 골수섬유증 환자의 1, 2차 치료제로 사용 가능한 치료



 

-6- 

 

제라는 점에서 이점이 있으며 JAK1/JAK2의 억제를 통해 비장 비대증과 전신 증상의 완화에도 효과를 보인다. 2023년 9월, 골수섬유

증으로 FDA의 승인을 획득한 오자라는 이어 2024년 1월에 빈혈, 골수증성빈혈 및 비장종대 등으로도 적응증을 확대했다. 

ACVR1과 JAK를 동시에 억제하는 기전의 다른 골수섬유증 치료제로는 2022년에 FDA의 가속승인을 먼저 취득한 본조(Vonjo, 

Pacritinib, JAK2/IRAK1 inhibitor)와 임상 1상인 잭티닙(Jaktinib, ALK2/JAK1/JAK2/JAK3/TYK2 inhibitor)이 있다. 

 

Truqap(Capivasertib) 

HR+/HER2- 유방암은 전체 유방암의 약 70%를 차지하는 흔한 유형이며, 대부분의 암이 5년 경과 시 재발 가능성이 낮은 것에 비해 

5년이 지나도 재발률이 높다는 특징이 있다. HR+유방암의 표준 치료법은 내분비요법과 CDK4/6 억제제지만, PIK3CA, AKT1, PTEN 돌

연변이가 발생하는 등 내성이 쉽게 생기는 편이어서 전이나 재발에 대응하기 위한 2차 치료법에 대한 미충족 의학 수요가 높았다. 

아스트라제네카(AstraZeneca)의 트루캅은 아데노신 삼인산(Adenosine triphosphate, ATP) 억제제로, 암의 발생 및 성장과 밀접한 관계

가 있는 것으로 여겨지는 PI3K-AKT-PTEN 신호 전달체계의 핵심 노드인 세린/트레오닌 특이적 인산화효소(serine/threonine-specific 

protein kinases, AKT)를 표적으로 삼는다. 세 가지 AKT 동형(AKT1, AKT2, AKT3)과 결합 가능해, 세포 분열과 사멸, 포도당이나 지방산 

대사와 같은 세포 과정을 매개하는 AKT 기질 인산화를 억제할 수 있다. 때문에 하나 이상의 PIK3CA, AKT1, PTEN 유전자 변이가 발

견된 HR+/HER2- 국소 진행성 또는 전이성 유방암 성인 환자 중 수술과 보조요법 완료 후 12개월 이내 재발 혹은 전이되었거나 최

소 한 가지 이상의 내분비요법 치료 이력이 있는 환자를 대상으로 파슬로덱스(Faslodex, Fulvestrant, ER antagonist/Breast cancer)와 

병용요법으로 사용한다.  

AKT를 표적으로 삼는 다른 물질로는 현재는 개발이 중단된 로슈의 이파타서팁(Ipatasertib, AKT inhibitor/Breast cancer)이 있다. 
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Talvey(Talquetamab) 

다발성 골수종은 백혈구의 일종인 형질세포(Plasma cell)가 비정상적으로 분화하고 증식하여 정상적인 항체 대신 비정상적인 형질세

포인 골수종세포(myeloma cell)를 생성하며 발생하는 혈액암을 말한다. 다발성 골수종의 치료제들은 일반적으로 B세포 성숙 항원(B-

cell maturation antigen, BCMA)을 표적한다. ADC(GSK의 Blenrep은 FDA 요청에 따라 미국 시장에서 철수(’22)하였으며 EMA CHMP로부터도 조건부 판매 허가 비갱신(’23.12)으

로 퇴출 위기를 맞았으나 PFS를 효과적으로 개선한 2건의 임상 3상 연구결과를 바탕으로 24년 중 허가 절차를 다시 밟을 계획이라 밝힌 바 있다(’24.6)), BsAbs, CAR-T 등 많은 BCMA 

표적 항암제들이 등장했지만, 새로운 치료법을 시작할 때마다 독성으로 인한 치료 중단 및 합병증 발병으로 신규 표적 발굴의 필요

성이 높았다. 

얀센(Janssen)의 탈베이는 이중항체 중에서도 T세포의 세포 독성을 촉진하도록 설계된 이중 특이항체인 BiTE(Bispecific T-cell engager)

로, GPRC5D와 CD3을 동시에 표적으로 삼는다. 인간 염색체 12p13에 위치한 GPRC5D는 다발성 골수종 치료를 위한 신규 표적이다. 

신호 전달 매커니즘과 기능이 밝혀진 바는 없으나 정상 인간에게서는 발현이 낮은 반면 다른 혈액암에 비해 다발성 골수종 환자에

게서 GPRC5D mRNA가 특히나 고도로 발현되는 편이어서 다발성 골수종에서 선택적으로 발현하는 것으로 여겨진다. 또한 BCMA 손

실의 영향을 받지 않고, BCMA와 독립적으로 구분되는 발현 패턴을 보이기 때문에 치료를 위한 표적으로 삼기에 적합하다. 

GPRC5D를 표적으로 하는 다발성 골수종 치료제를 개발하기 위해 로슈는 포림타믹(Forimtamig, GPRC5DxCD3 BsAbs)의 임상 2상 연

구를 진행 중이며, BMS 또한 아를로캡타진 오토류셀(Arlocabtagene autoleucel, GPRC5D CAR-T)의 임상 2상 연구를 진행 중이다. 

 

Alhemo(Concizumab) 

혈우병A와 B는 X염색체의 혈액 응고 인자 VIII(FVIII) 및 인자 IX(FIX) 유전자 돌연변이로 인해 발생하는 출혈성 질환으로 여성보다 
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남성에게서 더 많이 발생한다. 외상 뿐만 아니라 근육이나 관절 등의 활동으로 인한 체내 출혈도 쉽게 지혈되지 않으며, 출혈과 지

혈 지연의 잦은 반복은 근육이나 관절 파괴로까지 이어질 수 있다. 뿐만 아니라 중추신경계, 소화계에서 장시간 출혈이 발생할 경우 

심각한 장애로 이어질 수 있어 관리의 중요성이 특히 높은 질병이다. 

알헤모는 조직 인자계 응고억제제(Tissue factor pathway inhibitor, TFPI)의 Kunitz-2 도메인에 결합해 인자 Xa(FXa) 활성부위를 차단하

는 지혈 재균형제다. TFPI 억제 활성이 감소하면 VIIIa 조직 인자 복합체에서 충분한 FXa가 생성되어 지혈이 가능해지는 기전이다. 알

헤모는 캐나다, 호주, 일본에서 허가를 받은 상태이나 FDA로부터는 CRL을 수령하며 승인 신청을 거부당한 바 있다.  

한편, TFPI를 표적으로 하는 다른 물질로 화이자(Pfizer)의 마스타시맙(Marstacimab, αTFPI mAb/Hemophilia A,B)이 있다. 마스타시맙은 

FDA와 EMA에서 승인 신청을 한 상태이며 FDA는 2024년 4분기(PDUFA 기준) 중, EMA는 2025년 1분기 중에 승인 여부가 확인 가

능할 것으로 예상된다. 

 

Qalsody(Tofersen) 

근위축성 측삭경화증(Amyotrophic lateral sclerosis, ALS)은 퇴행성 신경질환의 일종이다. 대뇌와 척수의 운동신경세포만 선택적으로 

파괴되어 전신 근육이 위축되면서 종래에는 호흡근까지 마비되어 사망까지 이르게 되는 치명적인 질환으로, 루게릭병으로 더 많이 

알려져 있다. ALS의 정확한 발병 원인은 밝혀진 바가 없으나, 전체 발병 환자 중 10%는 유전적 요인을 원인으로 보는 가족성 근위

축성 측삭경화증(familiar ALS, fALS)으로, 90%는 과도한 신체활동과 외상 등 환경적 요인을 원인으로 보는 산발성 근위축성 측삭경화

증(sporadic ALS, sALS)으로 구분되고 있다. 

SOD1(Superoxide dismutase 1), TARDBP(TAR DNA binding protein), FUS(Fused in sarcoma), C9ORF72(Chromosome 9 open reading 
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frame 72) 등 20개 이상의 유전자가 fALS와 관련된 것으로 알려져 있다. fALS 환자 중 20%에서 SOD1 유전자 돌연변이가 발견되는

데, 칼소디는 이러한 유전자 돌연변이 SOD1 mRNA를 표적으로 결합하여 독성 단백질 합성을 저해해 질병의 진행을 늦출 수 있도록 

설계된 ASO다. 바이오젠(Biogen)은 칼소디의 임상 3상에서 1차 평가지표인 ‘ALS 기능평가 척도’는 충족시키지 못했으나, 2차 평가지

표인 ‘뇌척수액 내 SOD1 단백질 수치 증가’를 26~38% 감소시켰으며 ‘미세신경섬유 경쇄 농도’를 48~67% 감소시켰다고 밝혔다. 1차 

평가지표 미충족 등 효능이 미비하다는 문제 제기가 있었음에도 불구하고, 다른 치료옵션이 부족한데다 SOD1 유전자 돌연변이 환

자의 기대수명이 1년 미만에 불과하다는 특수 상황 때문에 2023년에 FDA의 가속승인을 받은 데 이어, 2024년 6월 EMA 가속승인 

또한 획득한 것으로 확인된다. 

SOD1를 표적으로 하는 다른 물질로는 임상 2a상 단계인 AL-S Pharma의 AP-101(αSOD1 mAb/ALS)가 있으며, 2024년 12월에 1차 완

료 결과를 볼 수 있을 것으로 예상된다. 

 

Rivfloza(Nedosiran) 

원발성 고옥살산뇨증(Primary hyperoxaluria, PH)은 간에서 옥살산염(Oxalate)이 과잉 생산되어 소변 및 혈액에서까지 검출되는 질병

이다. 옥살산(Oxalic acid)이 신장에 축적되면 칼슘과 결합해 옥살산칼슘염(Calcium Oxalate)이 되어 결석을 생성하거나 신뇨세관이나 

신장 사구체가 석회화 되는 신석회증(Nephrocalcinosis)을 유발하기도 한다.  

LDHA(L-Lactate dehydrogenase A)는 주로 간과 근육에서 발현되며, 글리옥실산 대사 경로에 있어 최종 단계인 옥살산 생성 활성화

와 관련이 있는 LDH(Lactate dehydrogenase)의 하위 단위다. 리브플로자는 간 세포의 LDHA를 표적으로 하여 mRNA 수치를 선택적

으로 낮춰 LDHA 단백질과 LDH 효소의 생성을 감소시킨다.  
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LDHA를 표적하는 다른 물질로는 2018년에 간질 및 CDKL5 결핍 장애 치료제로 FDA의 승인을 받아 다이아코밋이라는 제품명으로 

시판 중인 스티리펜톨(Diacomit, Stiripentol, GABA A receptor agonist, LDHA inhibitor/Seizures, CDKL5 deficiency disorder)이 있다. 스

티리펜톨은 6세 이상의 원발성 고옥살산뇨증 1형, 2형, 3형에 대한 효능 및 안전성 평가를 위한 임상 3상을 준비하고 있다.  
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