
Copyright©2026 The Korean Association of Internal Medicine
This is an Open Access article distributed under the terms of the Creative Commons Attribution Non-Commercial License (http://creativecommons.org/licenses/by-nc/3.0/) which permits unrestricted 
noncommercial use, distribution, and reproduction in any medium, provided the original work is properly cited.

고가 표적 항암제 시대에 국내 만성 골수성 백혈병 치료  

접근과 의료정책적 과제
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손상균

Paradigm Shifts in the Management of Chronic Myeloid Leukemia and  
Health Policy Challenges in the Era of High Cost Anticancer Drugs
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Department of Hematology-Oncology, Kyungpook National University Hospital, School of Medicine, Kyungpook National University, Daegu, Korea

Chronic myeloid leukemia (CML) therapy has evolved from survival-oriented management into the pursuit of a “functional cure,” 
characterized by treatment-free remission (TFR). Achieving a deep molecular response (DMR) is a critical prerequisite for TFR and recent 
clinical advances have introduced novel therapeutic options that enable this goal to be reached more efficiently. asciminib, the first-
in-class specifically targeting the ABL myristoyl pocket inhibitor, has demonstrated superior efficacy compared to conventional ATP-
competitive tyrosine kinase inhibitors (TKIs). In a pivotal phase 3 ASC4FIRST trial, asciminib showed significantly higher rates of major 
molecular response (MMR) and DMR (MR4) compared to investigator-selected TKIs. Furthermore, the early molecular response (EMR) 
rate was 89.6% at 12 weeks. Such rapid and sustained molecular responses are known to be predictors for successful TFR. A successful 
TFR improves patient quality of life by eliminating drug-related toxicities and leads to a structural reduction in long-term socioeconomic 
healthcare costs. This study evaluated the clinical impact of these new therapeutic paradigms. It also highlights the need to standardize 
high-sensitivity molecular monitoring and reform the reimbursement guidelines to support the safe implementation of TFR in Korea.  
(Korean J Med 2026;101:221-225)
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서 론

만성 골수성 백혈병 치료의 현재와 의료정책적 변화의 

필요성

만성 골수성 백혈병(chronic myeloid leukemia, CML)은  

9번과 22번 염색체의 전좌로 발생하는 BCR::ABL1 융합 유전

자의 티로신 키나아제 활성화를 특징으로 한다[1]. 티로신 키

나아제 억제제(tyrosine kinase inhibitor, TKI)의 도입 이후 

CML은 치명적인 혈액암에서 관리가 가능한 만성 질환으로 변

모하였으며 환자의 생존율은 일반인과 대등한 수준에 도달하

였다[1,2]. 현대 CML 치료의 궁극적 목표는 단순히 생존 기간
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을 연장하는 것을 넘어 깊은 분자학적 반응(deep molecular 

response, DMR)을 달성하고 이를 바탕으로 약물 복용을 중단

하게 하는 무치료 관해(treatment-free remission, TFR)에 도

달하는 기능적 완치를 실현하는 방향으로 발전하고 있다[2,3]. 

초기 반응이 우수하고 부작용이 최소화된 새로운 약제가 초

기 치료로 도입된다면 약제 노출이 지속적으로 가능하게 되고 

깊은 분자 생물학적 반응률이 높아지기에 더 많은 환자들이 

TFR 상태에 들어갈 수 있다. CML의 초기 치료제 선택 시에는 

치료 지속 가능성과 장기 치료 목표 달성 가능성을 종합적으

로 고려해야 한다. 특히 초기 반응이 우수하고 부작용이 최소

화된 약제를 조기에 사용한다면 부작용 관련된 추가적인 의료 

비용을 절감할 수 있으며 약제 중단으로 인한 나쁜 영향을 고

려할 때 약제비 등을 고려하는 것보다 무치료 관해율을 높이

는 전략이 환자들의 삶의 질과 보건 재정에도 유리하게 작용할 

수 있다. 다만 TFR은 모든 CML 환자에게 적용되는 단일 치료 

목표가 아니라 환자 특성과 선호에 따라 개별화되어야 한다는 

전제가 필요하다.

본 론

만성 골수성 백혈병 치료 패러다임의 변화

차세대 TKI의 등장과 STAMP 억제제 기전의 혁신

기존의 1, 2세대 TKI는 BCR::ABL1 단백질의 ATP 결합 부

위를 차단하는 방식을 취해왔으나 최근 등장한 asciminib

은 ABL 미리스토일 포켓(ABL myristoyl pocket)에 결합하는 

specifically targeting the ABL myristoyl pocket (STAMP) 

억제제 기전을 통해 차별화된 치료 효과를 제공한다[4].  

ASC4FIRST 연구는 2년의 추적 관찰 결과까지 보고된 상태로 

지속적인 DMR의 관점에서는 아직 추적 기간이 충분하지 않아 

TFR을 보고하지 않은 한계를 보여주고 있으나 asciminib은  

1차 치료 환경에서 연구자 선택에 따른 imatinib, dasatinib, 

nilotinib 등의 TKI 대비 우수한 분자학적 반응을 보인 바 있

다[4].

asciminib 투여군의 48주 차 주요 분자학적 반응(major 

molecular response, MMR) 도달률은 67.7%로 대조군 IS-TKI 

(49.0%) 대비 18.9%의 차이를 보이며 유의하게 높았다(95% 

confidence interval [CI], 9.6-28.2; p < 0.001). 96주 차 장기 

추적 관찰에서도 asciminib군의 MMR은 74.1%로 나타나 IS-

TKI 대조군(52.0%) 대비 22.4% 높았으며(95% CI, 13.6-31.3; 

p < 0.001) 48주 차 대비 격차가 확대되었다.

특히 12주차 BCR::ABL1 ≤ 10% (international scale)인 초

기 분자학적 반응(early molecular response, EMR) 도달률이 

89.6%에 달해 기존 약제(70.1%)보다 신속한 질환 제어가 가

능함을 보여주었다. 이러한 높은 조기 반응률과 함께 안정적

인 DMR 유지로 이어지는 결과를 보여주고 있으며, 이는 향후 

TFR 대상 환자군을 확대할 수 있는 임상적 근거가 될 것으로 

보인다(Table 1) [5,6].

무치료 관해의 개념과 보건경제적 가치

TFR은 약제를 중단한 이후에도 BCR::ABL1 수치가 MMR 이

하로 유지되는 상태를 의미한다. 이는 장기적인 약물 복용으

로 인한 피로, 부종, 심혈관계 합병증 등의 부작용으로부터 환

자를 해방시켜 삶의 질(quality of life)을 근본적으로 개선한

다[2]. 또한 성공적인 TFR은 평생 지속되어야 하는 고가의 약

제비 지출을 구조적으로 감소시키므로 국가 보건 재정의 건전

성 측면에서도 매우 중요한 가치를 지닌다. TFR의 경제적 효과

를 분석한 논문에서는 초기 모니터링 부담이 있음에도 불구하

고 TFR은 경제적으로 상당한 절감 효과를 보임을 제시한 바 

있다[7,8].

깊은 분자학적 반응과 무치료 관해의 임상적 근거

국내외 주요 연구 데이터와 수치적 분석

DMR 유지 기간 등에 따라 차이를 보이며 일반적으로 약제

마다 차이가 있지만 약 40-60% 수준으로 보고되고 있다[3]. 

프랑스의 STIM 연구에서는 5년 시점의 TFR 유지율이 약 38%

로 보고되었으며[9] 국내 다기관 연구인 Korean imatinib 

discontinuation (KID) 연구에서는 24개월 시점 TFR 성공률

이 58.5%로 나타났다[10].

TFR 성공은 총 TKI 치료 기간(≥ 5.8년) 및 DMR 유지 기

간(≥ 3.1년)이 길수록 증가하는 것으로 보고되었다[11]. 특히 
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asciminib과 같이 낮은 치료 중단율과 안정적인 안전성 프로

파일을 보이는 약제는 환자가 DMR 상태를 장기간 유지하는 

데 기여할 수 있으며, 이를 통해 TFR을 시도할 수 있는 환자 비

율을 확대할 수 있는 잠재성이 있다(Table 2).

제도적 대응 과제와 제언

고감도 분자학적 모니터링 체계의 확충

안전한 TFR을 위해서는 국제 표준(international scale)에 

따른 고감도 중합효소 연쇄 반응(polymerase chain reac-

tion) 검사가 필수적이다. TFR 시도 전 최소 2년 이상의 지속

적인 DMR (MR4.5 이상) 확인이 권고되며 중단 직후에는 매달 

혹은 2개월마다 검사를 통해 분자학적 재발을 조기에 포착하

는 것을 권고한다[10]. 현재 국내 건강보험 체계 내에서 이러한 

빈번한 검사와 고감도 분석법에 대한 급여 기준이 TFR 지원 

관점에서 보다 유연하게 적용되어야 한다.

보건 정책적 제언

TFR은 환자 특성과 선호에 따라 개별화되어야 한다는 전제

하에 한국의 독립적 경제성 평가가 수행되지 않은 현재 상황에

서 근거는 미약한 한계가 있지만 성공적인 TFR은 환자의 생산

성 복귀와 약제비 절감액을 고려할 때 매우 높은 비용 효과성

을 지닌다. 따라서 한국에서도 TFR이 실제 환자 치료에 적극

적으로 활용되기 위해서는 아래와 같은 정책적 보완이 필요할 

Sang Kyun Sohn. Paradigm shifts in the management of chronic myeloid leukemia

Table 1. Clinical response and characteristics of major TKIs and asciminib [5,6]

구분 기존 티로신 키나아제 억제제 (연구자 선택)a 애쉬미닙 (STAMP 억제제)a

작용 기전 ATP 결합 부위 경쟁적 차단 ABL 미리스토일 포켓 결합 (STAMP)

주요 분자학적 반응b (%) 52.0 74.1
깊은 분자학적 반응 (MR4.5)b (%) 17.7 30.9
초기 분자학적 반응c (%) 70.1 89.6
투여 중단을 초래한 이상 반응 발생률b (%) 12.9 5.0
장기 안전성 심혈관계 등 약제 특이 독성 관리 필요 양호한 내약성 및 낮은 독성

TKI, tyrosine kinase inhibitor; STAMP, specifically targeting the ABL myristoyl pocket; MR, molecular response.
aASC4FIRST 96 weeks.
b96 weeks.
c12 weeks.

Table 2. Clinical trial of TKI treatment discontinuation based on ELN guidelines [13]

단계 주요 내용 및 권고 사항

약 중단 최소한의 조건 1차 치료제 사용 환자(단 2차 치료제로 전환한 경우 전환 사유가 불내성이거나 특정 돌연변이에 더 적합한 
TKI로 변경된 경우 허용)

전형적인 e13a2 또는 e14a2 BCR::ABL1 전사체 보유 환자(비전형적 전사체의 경우 고정밀 정량이 가능
한 검사 환경 필요)

TKI 총 투여 기간 > 5년 (2G TKI 사용 시 > 4년 고려 가능)
DMR (MR4 [BCR::ABL1 ≤ 0.01%] 이상) 유지 기간 > 2년

약 중단 최적의 조건 TKI 총 투여 기간 > 5년
DMR 유지 기간 MR4 유지 > 3년, MR4.5 유지 2년 이상 지속된 경우

중단 후 모니터링 절차 분자학적 모니터링 주기
  첫 6개월, 6-8주 간격으로 고감도 검사 수행
  6-12개월, 2달(8주) 간격 검사
  1년 이후, 매 3-6개월 간격으로 지속 추적(BCR::ABL1 수치 상승 시 모니터링 빈도 증가해야 함)
재투약 기준
  MMR 상실 시(BCR::ABL1 > 0.1%) 즉시 TKI 재복용 시작
재투약 후 모니터링
  MMR 회복 시까지 4-6주 간격으로 검사하고 이후 MR4 회복 시까지 3개월 간격 추적

TKI, tyrosine kinase inhibitor; ELN, European LeukemiaNet; DMR, deep molecular response; MMR, major molecular response.
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것으로 생각된다.

첫째, 신약의 조기 활용이다. TFR 시도 가능성을 높이기 위

해 asciminib과 같이 초기 반응률이 우수한 약제의 1차 치료 

급여 확대가 검토되어야 한다. 둘째, 국내 데이터를 기반으로 

지침이 정립되어야 한다. KID 연구와 같은 국내 임상 근거를 

바탕으로 한국 환자의 특성에 맞는 TFR 가이드라인을 표준화

하여 안전한 치료 중단을 가이드해야 한다. 마지막으로 5년 간

격으로 중증 질환 보험 혜택 관련 재등록할 시점에 약제 중단 

조건을 만족한 CML의 경우 환자 자율성과 임상적 적격성을 

고려하여 결정할 필요가 있으나 약제 중단을 유도하는 시스템

을 통해 약제비 지출을 줄일 수 있을 것으로 생각한다.

결 론

CML 치료는 이제 단순한 관리의 시대를 지나 TFR을 통한 

“기능적 완치”의 시대로 진입하고 있다. 기존의 TKI들과 더불

어 STAMP 억제제인 asciminib이 보여준 우수한 DMR 달성률

은 더 많은 환자에게 TFR 시도 가능성을 제공할 수 있는 선택

지가 될 것이다.

장기 재정 영향 분석에서 널리 활용되는 마르코프(Markov) 

모델을 통해 분석한 연구 결과에 따르면 TFR 진입 여부의 실

질적 기준점이 되는 투약 5년 시점에서 asciminib의 TFR 도

달 가능성은 약 40%로 도출되어 기존 TKI에 비해 높은 수준

을 보일 수 있다[12]. 이러한 결과는 통계적인 분석이기는 하나 

asciminib이 기존 치료 대비 높은 치료 중단 잠재력을 제공하

여 장기적으로 투약 중단이 가능한 환자군을 확대할 수 있을 

것으로 기대된다. 의료진의 정밀한 모니터링과 이를 뒷받침하

는 유연한 보건의료 정책이 결합될 때 CML 환자들은 약제 중

단을 통해 경제적 지출과 약제 복용의 부담을 경감할 수 있을 

것이다.

중심 단어: 만성 골수성 백혈병; BCR-ABL 양성; 애쉬미닙; 

관해 유도; 의료정책
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