


Disclaimer

본 자료는 기관투자가와 일반투자자들을 대상으로 하는 기업설명회에서 실시되는 Presentation에서의 정보 제공을 목적으로 (주)지트리
비앤티(이하 ‘회사’)에 의해 작성되었으며 이의 반출, 복사 또는 타인에 대한 재배포는 금지됨을 알려드립니다.

본 자료의 열람은 위 제한 사항의 준수에 대한 동의로 간주될 것이며 제한 사항에 대한 위반은 ‘자본시장과 금융투자업에 관한 법률’에 대
한 위반에 해당될 수 있음을 유념해주시기 바랍니다.

본 자료에 포함된 “예측정보”는 개별 확인 절차를 거치지 않은 정보들입니다. 이는 과거가 아닌 미래의 사건과 관계된 사항으로 회사의
향후 예상되는 경영현황 및 재무실적을 의미하고, 표현상으로는 ‘예상’, ‘전망’, ‘계획’, ‘기대’, ‘(E)’ 등과 같은 단어를 포함합니다. 위 “예측정
보”는 향후 경영환경의 변화 등에 따라 영향을 받으며, 본질적으로 불확실성을 내포하고 있는 바, 이러한 불확실성으로 인하여 실제 미래
실적은 “예측정보”에 기재되거나 암시된 내용과 중대한 차이가 발생할 수 있습니다.

또한, 향후 전망은 Presentation 실시일 현재를 기준으로 작성된 것이며 현재 시장상황과 회사의 경영방향 등을 고려한
것으로 향후 시장환경의 변화와 전략수정 등에 따라 변경될 수 있으며, 별도의 고지 없이 변경될 수 있음을 양지하시기
바랍니다.

본 자료의 활용으로 인해 발생하는 손실에 대하여 회사 및 각 계열사, 자문역 또는 Representative들은 그 어떠한 책임도
부담하지 않음을 알려드립니다.(과실 및 기타의 경우 포함)

본 자료는 어떤 경우에도 투자자의 투자결과에 대한 법적 책임 소재의 입증자료로 사용될 수 없습니다.





(2020 2Q 기준)







No Research Development Only) 사업 모델로 실질적 개발에 집중







http://www.google.com/url?q=http://biotechgraphicdesign.com/projects/Targazyme.html&sa=U&ei=QQbMU8-kKYO58wH14IH4BA&ved=0CBwQ9QEwAw&usg=AFQjCNGGRuWc7F9VKfcLuZm2jcyoSWYhhQ
http://www.google.com/url?q=http://biotechgraphicdesign.com/projects/Targazyme.html&sa=U&ei=QQbMU8-kKYO58wH14IH4BA&ved=0CBwQ9QEwAw&usg=AFQjCNGGRuWc7F9VKfcLuZm2jcyoSWYhhQ


Reclassification of Thymosin Beta 4 from New Drug Entity to Biologic

Pursuant to our most recent FDA meeting related to RGN-259, our product candidate for the treatment of 

neurotrophic keratitis (NK), we officially confirmed that since RGN-259 contains Tβ4 as the active ingredient it will 

now be approved under a BLA instead of under an NDA. 

(…) Thus, we intend to proceed with development conforming to BLA standards as we move forward.

Importantly, unlike the previous 5-year exclusive period for new chemical entities approved under an NDA, section 

7002 of the Patient Protection and Affordable Care Act (PPACA) provides 12 years of exclusivity for products 

approved under a BLA. (…) Therefore, if RGN-259 (our Tβ4-based product) receives a license under a BLA, and 

with the Tβ4 patents already secured in the U.S, our exclusive market position would be expected to become even 

stronger.

참조 : 2020. 5. 27 미국 RegeneRX 보도자료





 FDA 희귀 질환 지정 (Orphan Drug Designation) 파이프라인 : NK, EB, GBM and DIPG

 FDA 소아 희귀 질환 지정 (Rare Pediatric Disease Designation) 파이프라인 : DIPG 





2007년 TFOS(Tear Film and Ocular 
Surface Society)

안구건조증에 대한 정의 변천

“안구건조증은 눈물과 안구 표면의 다인성 질병으로 안
구 불편감, 시각장애, 눈물막 불안정, 안구 표면의 잠재
적 손상을 유발하며, 이는 눈물막의 삼투압 증가와 안구
표면의 염증을 동반한다.”

⇒ 염증치료에 Focusing (항염기전의 약물 사용)

2017년 TFOS(Tear Film and Ocular 
Surface Society) DEWS II

“안구건조증은 안구 표면의 다인성 질환으로, 눈물막의
항상성이 손상되며 동반되는 눈물막 불안전성과 삼투압
농도의 증가 그리고 안구표면의 염증으로 인한 손상을
일으키는 질환. 안구건조증 관리의 궁극적인 목표는 안
구건조증을 발생시키는 악순환을 깨뜨림으로써 손상된
안구표면과 눈물막 항상성을 회복시키는 것”

⇒ 염증치료뿐만 아니라 손상된 안구표면과 눈물막 항
상성 회복이 모두 필요 (Multi Function 약물의 필요성)

안구건조증(Dry Eye Syndrome, DES)은 눈물 결핍이나 과도한 눈물 증발로 인한 눈물막의 장애로 안구표면의 손상을 가져와, 이

에 따른 여러 증상이 발생하는 질병으로 안구건조감, 시력저하, 이물감, 작열감, 통증 등을 초래하는 질환



 노령화, 대기오염, 컴퓨터 스마트 폰 사용 증가로 급격히 성장

 현재 출시된 치료제에 대한 환자들의 compliance 가 낮음

 새로운 파이프라인에 대한 Unmet need 존재

 RGN-259 Novel MOA 로 significant market share 예상 (1조
2천억 매출)

 Xiidra 와 Restasis 항염 치료제 기전의 처방약만 출시

 전세계 시장에서 미국 시장이 차지하는 비중은 74% in 
2028 (66% in 2018)

 2019년 5월 노바티스가 다케다 Xiidra $5.3B 에 인수



ARISE-1 (임상2/3상)
15.09~16.02

(317명 대상 완료)

ARISE-2 (임상3상)
16.11~17.07

(601명 대상 완료)

RGN-259임상
진행현황

현재 진행단계

ARISE-3 (임상3상)
19년 2분기 개시
(700명 진행 중)





• RGN-259에 최적화된 환자군 – 동일 환자군에서 sign과 symptom 모두 효과 확인

• 투여 2주째, 4주째 Sign과 Symptom에서 각각 효과 확인

Inferior corneal staining score (ICSS) Ocular Discomfort

SIGN SYMPTOM

**

(* p < 0.05)

*
*





□ Multi-Center, Randomized, Double Masked, Placebo Controlled Study

□ 46명 모집 계획 / 18명 모집

• 0.1% RGN-259 (10-patient) or placebo (8-patient) group

• 추후 임상 전략: 안구건조증과 동일 제형 사용으로 인한 전략적 선택 필요

□ 28일 (4주)간 1일 5회 투여 + 14일 (2주) 투여 후 follow-up

□ 임상 결과

• 1차 평가 변수: 4주 투여 후 각막 상처가 완치된 환자 비율(%)

• 4주 투여 후 RGN-259 투여군 - 10명 중 6명 각막 상처 완치 / placebo 투여군 - 8명 중 1명 완치

• 적은 환자수로 인해, 목표 통계적 유의차에는 못 미쳤으나 (p = 0.0656 (Fisher's exact test)), Chi square test 

시에는 통계적 유의차 보임 (p = 0.0400).

• 2차 평가 변수: 2주 follow-up 후 완치환자 비율에서 통계적 유의차 보임 (p = 0.0359 (Fisher’s exact test))

NK 등급 개선 등의 다른 2차 평가 변수에서도 강한 효과를 보임

• 안전성 및 내약성 문제 없음 (중대이상반응 발생 없음)







OKN-007 decreased tumor volume

Temodar (Temozolomide, TMZ) – 병용투여 근거

• Standard treatment for GBM patients

• Only effective in ~50% GBM patients

• Due to tolerance to TMZ, most tumors reoccur and are resistant to chemotherapy

• Key factors in its resistance: MGMT, APNG, BER

OKN-007 Increased % survival after tumor detection

MGMT: O6-methylguanine-DNA methyltransferase ,   APNG: alkylpurine-DNA-N-glycosylase ,    

BER: base excision repair 

(**p < 0.01; ****p < 0.0001)

Towner RA et al., Trans. Oncol. 2019;12(2),320-335

GBM 뇌이식 마우스 모델에서 OKN-007과 Temozolomide 병용효과



HIF-1α 감소

Towner et al., Neuro-Oncol 2013

UT OKN

Nobel prize in medicine awarded to hypoxia

researchers - 2019

 2019 노벨생리의학상 - 저산소증에 대한 암 조직 대사연구

 OKN-007 치료군에서 HIF-1α 감소 확인



종양미세환경 (Tumor Micro Environment)

Based on microarray, RT-

PCR, ELISA and IHC data 

from the rat F98 glioma 

model, OKN-007 mainly 

affects the TGF-β1 pathway 

through LTBP2 and 

reducing ROS resulting in 

reduced tumor growth.

종양 미세 환경에서 TGF-의 활성화

• 암세포의 산화스트레스로 인해 활성화된 성상세포(astrocytes)에서 Reactive Oxygen Species (ROS) 발생

• 발생된 ROS는 latency-associated peptide (LAP) domain을 산화시켜 TGF-β를 배출

• MMP2와 MMP9으로 인한 latent transforming growth factor-β binding protein (LTBP)가 가수분해되어 TGF-β를 배출

• 배출된 TGF-β가 receptor에 binding하여 암세포의 증식, 이동, 자연사, 혈관생성 등에 관여

Towner RA et al., Trans. Oncol. 

2019;12(2),320-335

Modified from Costanza et al. (2017)

OKN-007

ROS

Radiation

Tumor Promotion   

Activities and growth

↑ Cell proliferation

↑ Cell migration

↓ Cell apoptosis

↑ Angiogenesis
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MMP12, MMP13, 

and MMP14



1상 완료 2상 IND 승인 2020년 4월

 Recurrent GBM 환자 대상 : OKN-007 & Temozolomide Combination Therapy

 Naïve GBM 환자 대상 : Combination Therapy 임상을 진행하며 개발 전략 수립

1상 결과

A. SIT (의뢰자 주도임상) – OKN-007 단독 투여, recurrent GBM 환자 대상

 15명 환자 대상 임상완료 (3개 dose 시험)

 최고 용량 (60mg/kg) 투여군 Overall Survival - 21개월 (Avastin : 9.1개월)

 안정성 : 최고 투여용량에서도 용량제한독성(Dose-Limiting Toxicities :DLT) 

확인 되지 않음, 임상약과 관련된 Grade 4, 5 독성 없음

 2020년 ASCO 초록 채택

B. IIT (연구자 주도 임상) – OKN-007+Temozolomide, naïve GBM 환자 대상

(환자 주가 모집 중)

 1주 OKN-007 3회 투여 (3명), 1주 5회 투여(3명)의 2개 군에서 안전성 확인

후 다수의 환자에서 효과 확인하는 디자인

 현재까지 5명 환자 모집

 1명 18개월 째 암의 무진행 상태 지속. 투여 완료

 3명 환자 8 – 13 개월 무진행 상태 지속

(기존 치료 환자 무진행 상태 중간값 6 -10개월)

임상 2상

Recurrent GBM 환자 대상, OKN-007+Temozolomide 병용투여

환자 : 과거 방사선 치료와 TMZ 투여 후 재발한 grade 4 GBM 환자 60명 대상

Dosing regimen : TMZ (4주 cycle: 5일 투여 + 23일 휴지 기간) + OKN-007 

(60mg/kg, 주당 3회 투여 (12주간) -> 주당 2회 투여 (12주간) -> 주당 1회 투여

생존기간(OS), 무진행 생존기간(PFS), 반응률(overall response rate) 등 평가

OKN-007 과 TMZ의 약동력학 (pharmacokinetics) 평가 병행

임상사이트 : 미국 7~8개 병원에서 진행

임상일정

- 첫 피험자 투약 : 2020년 3분기 예정

- Topline Data 발표 : 2022년 3분기 예정



 질환관련

• 소아의 뇌간에서 발생하는 희소암으로 주로 5세에서 7세 사이에 발병해, 음식을 삼키거나 말하는 것이 어려워지며 시력

을 잃기도 하는 질환으로 어린이 뇌종양 중 약 10~15% 를 차지

• 환자의 약 90%가 진단 후 24개월 이내에 사망하고 수술 및 항암제 치료가 어려워 방사선 치료를 통한 일시적 효과 이

외에 치료제가 없음

• 미국과 유럽에 약 600명 환자가 있으며, 1인당 연간 약제비는 약 $300,000 ~ $500,000

 향후 개발 전략

• 2020년 7월 말 FDA 에서 희귀 소아질환으로 지정 (Rare Pediatric Disease Designation)

• NDA 승인시 해당 프로그램의 기준에 따라 Priority Review Voucher 취득 가능

• 취득 후 바우처를 타 회사에 매각 가능 (PRVs Deal 예 : $110m~ $350m 규모로 거래)

• FDA 2019년 7월 ‘소아희귀질환 우선검토 Draft 가이드라인’ 에 따라 2020년 9월 30일까지 희귀소아질환으로 지정

받은 경우에 바우처 발행 가능

• 2020년 4분기 FDA 와 1b/2a meeting 예정



 Sulf 2 발현 억제 : 암세포의 성장과 이동 감소, 일부 고형암에서 기존 항암제의 감수성 증가 확인

 TGF β 발현 억제 : 암미세환경에서의 TGF β 발현 억제확인 : 일부 TGF β 저해제들이 면역항암제 (PD-1/PDL1 저해

제) 의 반응율 증가 보임

 Hif 1 alpha 발현 억제 : 암미세환경에서의 암세포 성장 저해 및 항암제의 내성 억제

 VEGFR2 발현 억제 : 암조직 주변의 신생혈관 생성 저해

기존 항암제와의 병용요법으로 효과 상승 및 내성 저하 기대

개발 전략

1. 비소세포폐암 (전체 폐암 환자 중 85%)

- 비소세포폐암 A549 Xenograft mouse 에 28일 투여 후 시스플라틴보다 종양억제 효과가 매우 우수했으며, 용량의존성
있게 효과 보임

- 효력 시험 이후 면역항암제 등과 병용 요법으로 임상 진행 계획

2. 소세포폐암 (전체 폐암 환자 중 15%, 빠른 증식과 전이)

- 소세포폐암은 수술이 불가능하며, 항암화학요법과 방사선 치료에만 의존하고 있고 반응율이 낮은 암종임

- In vitro/In vivo 효력 시험 진행 중

- 효력시험 이후 단독 용법으로 임상 진행 계획




