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本份簡報由仁新醫藥(股票代號6696)提供，簡報資料內容並未經會計師或任何獨立公正第三者查閱 ，使用者在閱讀本簡報

資料時，應同時參考仁新醫藥向主管機關所申報的各項公開財務業務資訊 。本公司會盡力確保但不保證本簡報資料之正確

性、完整性與可靠性；本公司亦不負有因情事變更而需更新或修正本簡報資料之責任。

使用者亦應注意，本份簡報資料可能包含前瞻性敘述 。任何非歷史性資料，包括公司經營策略、營運計畫與未來展望等皆

屬前瞻性敘述；這些前瞻性敘述受不確定性、風險、推論或其它因素如：法規變化、競爭環境、科技發展、經濟情勢與管理

上的改變等影響；致使公司實際營運結果可能與這些敘述有重大差異。

本簡報資料的內容、陳述或主張非為買賣或提供買賣任何有價證券或金融商品的邀約、邀約之引誘或建議。仁新醫藥及其各

關係企業代表人無論過失或其它原因，均不對使用或因他人引用本簡報資料、亦或其它因簡報資料導致的任何損害負擔任何

責任 。
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嶄新治療藥物開發  鎖定未被滿足醫療需求的疾病
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仁新醫藥為新藥開發公司，鎖定未被滿足醫療需求之重大疾病進行嶄新治療藥物（novel therapeutic candidates ）開發，並於取得臨床試驗關鍵

數據後授權予國際藥廠進行後續開發或銷售。本集團握有兩大專利平台（RBP4代謝疾病專利平台及CDC7全癌症專利平台）及四項極具潛力的小

分子藥物，其中， RBP4技術平台下之治療斯特格病變、視網膜地圖狀萎縮新藥LBS-008及治療非酒精性脂肪肝新藥LBS-009由子公司Belite Bio

所開發，而治療腦癌之LBS-002及CDC7全癌症專利平台治療多種癌症之LBS-007由仁新醫藥開發。

LBS-007是一款非ATP競爭性CDC7抑制劑，預期可治療多種癌症，尤其是針對難以治癒與晚期癌症，例如，急性骨髓性白血病、急性淋巴性白血

病、卵巢癌、胰臟癌等，已取得美國食品藥品監督管理局（FDA）授予治療急性淋巴性白血病（ALL）及急性骨髓性白血病（AML）之孤兒藥認

證（ODD）；於2024年更獲美國FDA 授予治療AML之快速審查認定（Fast Track Designation)。LBS-007 已於2022年啟動臨床一/二期試驗。

由子公司Belite Bio 所開發的 Tinlarebant (LBS-008)是一款嶄新口服新藥（novel oral therapy），預期可治療斯特格病變與視網膜地圖狀萎縮，

並已分別取得美國食品藥品監督管理局（FDA）、歐洲藥品管理局（EMA）及日本醫藥品醫療機器綜合機構（PMDA）授予治療斯特格病變之孤

兒藥認證（ODD），以及美國FDA頒發的突破性治療認定（BTD）、兒科罕見疾病認證（RPD）及快速審查認定(Fast Track Designation)和日本

厚生勞動省（MHLW）授予先驅藥品認證（Sakigake Designation） 。LBS-008已於2022年啟動斯特格病變之臨床三期試驗，且於2025年Q4完

成試驗並公布解盲結果；另於2024年啟動斯特格病變之臨床一b/二/三期試驗。此外，LBS-008已於2023年啟動視網膜地圖狀萎縮之臨床三期試

驗，並於2025年Q3完成收案。

002:

165,169,131

007:

126,168,173

008:

200,108,97

009:

216,162,133



探索階段 臨床前期 臨床一期 臨床二期 臨床三期 上市

產品線
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002:

165,169,131

007:

126,168,173

008:

200,108,97

009:

216,162,133

癌症用藥

原發性腦癌 / 
轉移性腦癌

工業局新興育成計畫補助

由仁新醫藥開發 取得FDA孤兒藥認證(AML, ALL), FDA快速審查認定(AML) 

RBP4平台

取得US/EU/JP孤兒藥認證; US突破性治療認定, 快速審查認定, 兒科罕病認證

JP先驅藥品認證

美國NIH藍圖計畫唯一選入之乾性黃斑部病變藥物

視網膜地圖狀萎縮

斯特格病變 (青少年黃斑部病變)

非酒精性脂肪肝炎 /
第二型糖尿病 

由仁新醫藥子公司
Belite Bio 開發

急性白血病 (AML, ALL)

多種實體腫瘤



10年以上生物科技企業執行
管理職務經驗，4家IPO掛牌 
(包括仁新醫藥與Belite Bio)
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在多個治療領域開發10多種新藥，從藥物發現至全球臨床三期，
包含眼科、中樞神經系統、心血管、腫瘤、免疫治療等

• 臨床3期 – RBP4抑制劑，治療黃斑部萎縮性退化與斯特格病變

• 臨床2期 – Oubain拮抗劑，治療原發性高血壓

• 臨床2期 – SERCA2a抑制劑，治療急性心力衰竭

• 臨床2期 – Pan-HER抑制劑，治療HER2+乳癌與胃癌

• 臨床3期 – 抗醣分子主動免疫療法，治療轉移性乳癌

• 臨床3期 – 抗α4整聯蛋白抗體，治療抗藥性與難治療的多發性硬化症

• 臨床2期 – mTOR免疫抑制劑，治療周圍神經系統自身免疫性疾病

• 64件共同發明專利/申請

多學科專業臨床培訓與研究，包含神經科學、心血管與腎臟醫學、
腫瘤學與免疫療法

• 醫學博士 – 澳洲雪梨大學; 專科於神經內科與免疫學

• 臨床神經科學專科證書 – 澳洲墨爾本大學; 專科於神經內科

• 臨床醫學碩士 – 澳洲雪梨大學; 專科於多學科醫學與外科手術

• 癌症治療與研究證書 – 哈佛大學醫學院

• 工商管理碩士 – 哥倫比亞大學、 倫敦商學院、香港大學

林雨新
醫學博士、工商管理碩士

(董事長)

集團董事長
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1st color

23,55,94

2nd color

85,142,213

3rd color

149,179,215

• 國立臺灣大學化學系學士，國立臺灣大學生化科學博士，美國史克利普斯機構
(Scripps Institute)共同指導博士生

• 加州大學聖地牙哥分校(UCSD)工商管理碩士 (EMBA)

• 125件共同發明專利/申請、6篇科學論文著作

• 豐富的臨床前到全球三期臨床試驗的藥物開發經驗

• 豐富新藥研發管理經驗，以及3家IPO掛牌 (包括仁新醫藥與Belite Bio)

王正琪
生化博士、工商管理碩士

(總經理&研發長)

經營團隊



經營團隊

陳菀姍

財務長
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• 擁有羅格斯大學（Rutgers University）細胞
與分子藥理學博士學位

• 具備 10 年於全球製藥與生技產業的研發經
驗，曾任職於 Sanofi Genzyme、台灣微脂
體公司及英矽智能（Insilico Medicine）

• 擅長帶領研發團隊進行創新研究，並支援多
疾病領域之新藥發現與開發工作

吳宗竹, PhD

處長,研究發展處

• 擁有會計師資格，並於國立臺北大學取得會
計碩士學位

• 曾任台灣生技公司財務經理，以及台灣勤業
眾信查帳部副理

• 具備豐富的上市公司審計與首次公開募股
（IPO）經驗（包括仁新醫藥與 Belite Bio ）



LBS-007 
治療急性白血病&

實質腫瘤
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癌症治療方式
癌症的未被滿足醫療需求 -次世代化療藥物
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• 癌症治療像是個金字塔，越往頂尖，副
作用雖然越小，但適用族群小，價格也
越昂貴。

• 化療藥物是治療所有癌症的基礎療法，
而不論是標靶獲是免疫療法，皆須搭配
化療藥物，且不論是治療後期或是無藥
可用，仍需要靠化療藥物來做管理。

• 但化療藥物副作用大，技術卻60年不
變， 存在著龐大未被滿足醫療需求。

基因

免疫

標靶

化療

LBS-007 

LBS-007: 定位改變癌症治療的創新藥物



探索階段

臨床一/二期

臨床二/三期

上市

臨床前

✓

002:

165,169,131

007:

126,168,173

008:

200,108,97

009:

216,162,133

非ATP CDC7抑制劑
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可治療多種癌症

$50億美元

$60億美元$550億美元

急性骨髓性白血病、急性
淋巴性白血病至2026年的
預估市場規模

胰臟癌、肺癌、卵巢癌至
2023年的預估市場規模

預估全球市場規模

1.7:10萬人
(1)

4.7:10萬人
(2)

(1) 急性淋巴性白血病罹患率(2016)
(2) 急性骨髓性白血病罹患率(2020)

市場價值市場機會

創新抗癌標靶治療

資料來源: Globaldata, Marketwatch, NIH National Cancer Institute

孤兒藥認證（ODD）
急性淋巴性白血病: #DRU-2017-6250
急性骨髓性白血病: #DRU-2024-10100

快速審查認定（FTD）
急性骨髓性白血病：於 26Nov2024 獲認定

新藥臨床試驗（IND）
#120774 於 05Oct2024 啓動



抑制細胞週期中CDC7的功能
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主要影響S階段1 2 3抑制DNA複製週期中
CDC7的功能

阻礙細胞分裂

LBS-007

002:

165,169,131

007:

126,168,173

008:

200,108,97

009:

216,162,133



造血
細胞株

源自患者檢體
實質腫瘤
細胞株

5 1000

EC50 (nanoM)

淋巴瘤 乳癌肺癌

002:

165,169,131

007:

126,168,173

008:

200,108,97

009:

216,162,133

12

LBS-007可有效抑制多種癌細胞株和血癌
細胞株的生長

急性血癌

Data courtesy of Columbia 
University



優越奈米莫耳級藥效表現
約0.15微莫耳濃度的LBS-007 已對癌細胞達到治療效果
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LBS-007 (HL-60)

LBS-007 (MV4-11)

LBS-007 (THP-1)

BMS-863233 (HL-60)

BMS-863233 (MV4-11)

BMS-863233 (THP-1)

EC50 (nM) HL-60 MV4-11 THP-1

LBS-007 83.8 71.5 108

BMS-863233 > 10,000 5,400 > 10,000
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LBS-007

Tak-931

BMS-863233
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LBS-007

Etoposide

Paclitaxel

Carboplatin

Cisplatin

Irinotecan

EC50 (nM) Panc-1

LBS-007 127

BMS-863233 1,100

Tak-931 > 10,000

EC50 (nM) H146

LBS-007 183

Cisplatin 2,800

Etoposide > 10,000

Irinotecan > 10,000

Paclitaxel > 10,000

Carboplatin > 10,000

急性骨髓性白血病 胰臟癌 肺癌

15倍藥效8.6倍藥效

50+倍
藥效



有效治療抗藥性白血病與實體腫瘤
小鼠實驗證實LBS-007可有效毒殺急性淋巴性白血病以及實質腫瘤癌細胞

D
O

R
S

A
L

V
E

N
T

R
A

L

Ctrl 0.3 0.6 1.2 2.4 (mg/kg/day)

Ctrl 0.3 1 3

急性淋巴性白血病

(mg/kg)

卵巢癌

✓ 小鼠體內癌細胞隨劑量增加而減少

✓ 可清除高達95%癌細胞 (2.4 mg/kg/day)

✓ 該治療劑量下無明顯器官功能障礙或毒性

✓ 小鼠體內癌細胞隨劑量增加而減少

✓ 有效抑制小鼠體內癌細胞增長 (3 mg/kg)

✓ 長期存活率得到顯著改善

Ctrl 0.3 0.6 1.2 2.4
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有效治療抗藥性白血病與實體腫瘤

✓ AML的小鼠模型中，腫瘤負擔在 3 mg/kg 劑量下顯著減少

✓ LBS-007成功抑制AML癌細胞在小鼠中的生長

Bone Marrow

Vehicle LBS-007 Vehicle LBS-007

h
C

D
4

5
+

 c
e

ll
s 

(%
)

Spleen

AML患者來源腫瘤異種移植（PDX）小鼠模型惡性AML小鼠模型（MLL-AF9）

Data courtesy of Columbia University

小鼠實驗證實LBS-007可有效毒殺急性骨髓性白血病癌細胞



臨床開發路徑

002:

165,169,131

007:

126,168,173

008:

200,108,97

009:

216,162,133
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藥物探索 臨床前 臨床一期 臨床二期 臨床三期

LBS-007-CT01 

臨床階段 第1/2期
(在一期確定最佳劑量後，二期進行劑量擴展)

收案 預計收90名病患

實驗區域 澳洲、台灣、美國和中國

遮盲 開放性

治療期間 每28天為一週期的7天連續給藥

主要觀察指標 安全性、耐受性、藥物動力學特性和LBS-007最佳劑量

其他指標 LBS-007的初步療效

主要收案條件
年齡 ≥ 18 歲，患有急性骨髓性白血病(AML)或急性淋巴性白血病(ALL)且不符合標準

療法的成人患者，不符合接受標準療法的條件且ECOG 評分為 0 至 2



• 2023/02/10 仁新醫藥(6696)旗下全癌症候選新藥LBS-007通過澳洲CALHN人類研究倫理委員會(Central Adelaide 
Local Health Network Human Research Ethics Committee)核准進行急性白血病（包括急性骨髓性白血病ALL、急性
淋巴性白血病AML）之第一/二期臨床試驗，搶攻癌症用藥未被滿足醫療市場。

• 2023/08/11 仁新醫藥(6696)旗下全癌症候選新藥LBS-007通過台灣衛生福利部食品藥物管理署(TFDA)核准進行急性
白血病（包括急性骨髓性白血病ALL、急性淋巴性白血病AML）之第一/二期臨床試驗。

• 2024/10/05 仁新醫藥(6696)旗下治療急性白血病之新藥LBS-007通過美國食品藥物管理局（FDA）人體臨床試驗審
查（IND）審核，隨即啟動美國臨床一/二期試驗。

• 2024/11/26 仁新醫藥(6696)旗下治療急性骨髓性白血病之新藥LBS-007獲美國食品藥物管理局（FDA）授予快速審
查認定（Fast Track Designation）。

• 2025/07/22 首個美國臨床試驗中心啟動訪視（Site Initiation Visit, SIV）已完成。

• 2025/09/29 仁新醫藥(6696)旗下治療急性白血病之新藥LBS-007通過中國國家藥品監督管理局藥品審評中心
（NMPA）核准在中國進行急性白血病之第一/二期臨床試驗。

• 於臨床一期證實LBS-007之安全性與有效性後，將同步開展治療其他難以治癒癌症的臨床試驗（胰臟癌、 小細胞肺癌
、卵巢癌等）。

重要里程碑
開啟癌症治療新紀元
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TINLAREBANT (LBS-008) 
治療視網膜地圖狀萎縮&

斯特格病變



B E L I T E  B I O   /   1 9

Belite Bio 開發總覽
臨床前 臨床一期 臨床二期 上市許可申請

• 三期，為期2年的全球試驗（「PHOENIX」研究）正在進行中 （已完成招募，共530名受試者）

斯特格病變 (STGD1)

• 二期，為期2年的試驗，已完成（共13名受試者）
• 三期，為期2年的全球試驗（“DRAGON”研究）已完成（共104名受試者）
• 二/三期，為期2年的全球試驗（“DRAGON II”研究）正在進行中（共60名受試者）Tinlarebant

臨床三期

視網膜地圖狀萎縮(GA)

• Tinlarebant (LBS-008) 是一種每日服用一次的口服藥物，主要作用機轉是抑制血清視黃醇結合蛋白 4（RBP4），達成有效減少視黃醇傳遞到

視網膜。此機轉有助於減緩或阻止在視覺週期中形成的有毒視黃醇衍生代謝物的生成，這些代謝物與 STGD1 和 GA 的病程相關。

• Belite Bio認為，針對非發炎導致的視網膜病變進行早期干預將是可能減緩STGD1和GA病程的最佳方法。

• 未滿足的市場機會:

• 目前尚無獲得FDA批准的斯特格病變治療方法

• 目前尚無獲得FDA批准的視網膜地圖狀萎縮口服治療藥物

• 已分別取得美國FDA、歐洲EMA及日本PMDA授予治療斯特格病變之孤兒藥認證（ODD）、美國FDA頒發的突破性治療認定（Breakthrough 

Therapy Designation）、兒科罕見疾病認證（RPD）及快速審查認定(Fast Track Designation)和日本厚生勞動省（MHLW）授予先驅藥品認

證認證（Sakigake Designation）。

• 14個專利家族；組合物（composition of matter）專利在未進行專利期限延長的情況下至少可持續到2040年。



上市

臨床一期

臨床前

探索階段

臨床三期

臨床二期

1 / 8,800(3)

最常見的遺傳性視網膜失養症

10.9萬(3)5.3萬(3)

美國 中國

斯特格病變病患人口:

龐大市場機會
斯特格病變 晚期黃斑部病變

• 2020年黃斑部病變人口約為1.96億人，並預估於2040年成長至2.88億人

Reference: (1) Wan LingWong et al. Global prevalence of AMD and disease burden projection for 2020 and 2040. 2014; (2) Prevalence Estimates Vision and Eye Health Surveillance System Vision 
Health Initiative (VHI) CDC, 2022. (3) HananyM, RivoltaC, Sharon D (2020) Worldwide carrier frequency and genetic prevalence of autosomal recessive inherited retinal diseases. ProcNatl AcadSci U S A. 
117: 2710-2716/Cornelis SS, RunhartEH, Bauwens M, Corradi Z, De BaereE, RoosingS, Haer-WigmanL, DhaenensCM, Vulto-van SilfhoutAT, CremersFPM (2022) Personalized genetic counseling for 
Stargardt disease: Offspring risk estimates based on variant severity. Am J Hum Genet. 109: 498-507./Mata N, QuinodozM, RivoltaC, Scholl HPN (2025) in preparation.

“具減緩或阻止乾性黃斑部病變進展的惡化之
市場首見口服治療藥物”

獲 Columbia University + 
NIH Blueprint 認可

Tinlarebant
(LBS-008)

(1)

黃斑部病變人口

全球 1.96億(1)

美國 2千萬(2)

% 晚期黃斑部病變盛行率

20
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TTR

感光細胞
(PR)

視網膜色素上皮層細胞
(RPE)

血管

A2E

RPE65 LRAT

11c-RDH

at-RDH

at-Ral

at-RE at-Rol11c-Rol

視紫質

ABCA4
基因突變造成
ABCA4運送蛋
白的功能喪失

斯特格病變

at-Rol

RBP
受體

RBP4

Tinlarebant RBP4-retinol

Tinlarebant抑制 TTR 與 RBP4-視黃醇的錯合物反應，達
到減少視黃醇運送至視網膜色素上皮層細胞 ，進而減少
A2E 積累

視黃醛異構體

酶視色素

Tinlarebant誘發負向調控

發色團

11c-Ral

Tinlarebant作用機轉

ABCA4 的突變導致維生素 A 醛 (Ral) 的積累，
而維生素 A 醛是細胞毒性 A2E 生物合成的前體，

A2E會造成乾性黃斑部病變及斯特格病變。



STGD1和GA的病理生理特徵相似

Reference: Lindner et al. Differential Disease Progression in Atrophic Age-Related Macular Degeneration and Late-Onset Stargardt Disease. Invest Ophthalmol Vis Sci. 
2017;58(2):1001-1007.

• STGD1 和 GA 具有相似的病
理生理特徵，均表現為細胞毒
性雙視黃醇過度累積、視網膜
細胞死亡及視力喪失。

• 視力喪失會緩慢的發生，儘管
「死亡視網膜」會逐漸擴展至
周邊區域，但直到病變擴及眼
睛中心（黃斑區）時，視力才
會顯著受損。

• Tinlarebant 的預期效用是減緩
或阻止「死亡視網膜」的擴散。

STGD1: 61 歲女性:

GA: 73 歲女性:



DRAGON & DRAGON II 
斯特格病變臨床試驗

23



斯特格病變DRAGON & DRAGON II 臨床試驗概述
美國FDA接受STGD1與GA的主要療效指標為透過視網膜影像量測視網膜萎縮(DDAF)範圍的擴大速度

斯特格病變 “DRAGON” 臨床3期(1) 斯特格病變 “DRAGON II” 臨床1b/2/3期

收案 104 位受試者 (有DDAF) 60 位受試者（有 DDAF）

實驗區域 全球 日本、美國、英國

隨機分配比例 2:1 隨機（Tinlarebant : 安慰劑） 1:1 隨機（Tinlarebant : 安慰劑）

遮盲 雙盲

治療期間 2 年

主要療效指標 觀察DDAF增大速度來確定療效, 同時觀察其安全性及耐受性

其他觀察指標 QDAF、視力、光學相干斷層掃描、微視野計

期中分析 有

主要收案條件
12至20歲，診斷為STGD1，且在ABCA4基因中至少發現1個突變，萎縮病變範圍不超過3個視盤面積（7.62 

mm²），最佳矯正視力（BCVA）為20/200或更好

（1）FDA 可能要求額外一項臨床試驗，取決於正在進行的 3 期研究的數據。
24



治療效果
服用 TINLAREBANT 使 RBP4 降低幅度約為基線的80%，遠高於 
70% 的目標*

25

每日服用 5 毫克 Tinlarebant 使血漿中RBP4 濃度平均降低80%，且於試驗結束 (EOS) 時，

RBP4 濃度回升至基線值的 84%。

生物標記：RBP4 — 自基線降低百分比
藥效動力學分析集 (PD Set) N=92

* 在一項針對視網膜地圖狀萎縮 (Geographic Atrophy) 患者使用替代性 RBP4 拮抗劑 (fenretinide) 的先前研究中，RBP4 降低幅度達 70% 
以上 (≥70%) 與病灶增長速度減緩有統計學上的顯著相關。[Mata et al., Retina. 2013; 33(3): 498-507.]

降低目標 - 70%



DDAF 代表具明確邊界的視網膜色素上皮 (RPE) 完全喪失的區域，
且其擴大具可預測性，使DDAF成為可獲准的主要療效指標。

26

• DDAF (視網膜萎縮區域)：相對於視神經盤 (ONH)，其黑暗程度接近 100%（至少 90%）

• QDAF (自發熒光病變區域)：黑暗程度介於 50% 至 90% 之間

• DAF (減緩自體熒光)：DDAF 與 QDAF 的總和

Strauss RW, Ho A, Muñoz B, Cideciyan AV, Sahel JA, Sunness JS, Birch DG, Bernstein PS, Michaelides M, Traboulsi EI, Zrenner E, Sadda S, Ervin AM, West S, Scholl HPN; Progression of Stargardt Disease Study 
Group (2016) The Natural History of the Progression of Atrophy Secondary to Stargardt Disease (ProgStar) Studies: Design and Baseline Characteristics: ProgStar Report No. 1. Ophthalmology. 123: 817-28.



斯特格病變之 DDAF增長速率

27

斯特格病變之疾病自然史研究(ProgStar) 

Strauss RW, Ho A, Jha A, Fujinami K, Michaelides M, Cideciyan AV, Audo I, Birch DG, Sadda S, Ip M, West S, Schönbach EM, Kong X, Scholl HPN; ProgStar Study Group (2023) 
The progression of Stargardt Disease as determined by fundus autofluorescence over a 24-month period (ProgStar Report No. 17). Am J Ophthalmol. 250: 157-170.

ProgStar 研究群體在 24 個月期間的整體 DDAF 增長速率：0.74 mm²/年 
(信賴區間：0.64 - 0.85 mm²/年)



療效
主要療效指標：研究眼的 DDAF
（自基線的變化）

28

• 透過眼底自發熒光影像評估，自基線起至第 25 個月的視網膜萎縮區域(DDAF) 的年化病灶增長速率。

• 數據自改良全分析集 (mFAS)彙整，該分析集包含所有隨機分配接受試驗藥物，且至少接受過一次試
驗用藥的受試者。此外，mFAS 受試者在基線時必須具有符合納入標準的明確 DDAF 病灶，且至少進
行一次基線後的評估。

• 數據分析採用重複測量混合模型 (MMRM) 以評估研究眼 DDAF 自基線的變化，包含治療、訪視時間
點、治療與訪視時間點的交互作用、基線時的病灶數 (focality)，以及基線 DDAF 病灶大小。

• 統計分析計畫 (SAP) 指定 MMRM 使用非結構化共變異數矩陣 (unstructured covariance matrix)。此
外，委託研究機構 (CRO) 亦使用一階自迴歸共變異數矩陣 (first-order autoregressive covariance 
matrix) 進行事後分析 (post-hoc analysis)，以考量數據的縱向特性，同時在樣本數相對較小的試驗
(如DRAGON ) 維持模型穩定性。



治療效果
主要療效指標顯示具統計學顯著性且具臨床意義的結果

29

主要療效指標：研究眼 DDAF 自基線的變化 
mFAS N = 96

採用非結構化共變異數矩陣分析，與安慰劑相比，治療效果為 35.7%，P =0.0033。

採用一階自迴歸共變異數矩陣分析，治療效果維持一致 35.4%，且 P < 0.0001。

DDAF 病灶增長速率減緩至 0.38 mm²/年，相較於安慰劑組的 0.59 mm²/年，以及 ProgStar 研究中觀察到的 0.74 mm²/年。



治療效果
在非研究眼亦觀察到主要療效指標具統計上顯著的療效

30

主要療效指標：非研究眼 DDAF 自基線的變化 
mFAS N = 95

相較於安慰劑，Tinlarebant 使非研究眼的 DDAF 病灶增長速率減緩33.6% (P = 0.041)。

安慰劑



治療效果
TINLAREBANT 使研究眼中關鍵次要療效指標DAF 之病灶增長速率減
緩 33.7%

31
相較於安慰劑，Tinlarebant 使 DAF 病灶增長速率減緩 33.7% (P = 0.027)。

關鍵次要療效指標：研究眼 DAF 自基線的變化 
mFAS N = 96 安慰劑



治療效果
TINLAREBANT 亦使非研究眼中關鍵次要療效指標DAF 病灶擴大速率
減緩 32.7%

32
相較於安慰劑，Tinlarebant 使非研究眼 DAF 病灶增長速率減緩 32.7% (P = 0.017)。

關鍵次要療效指標：非研究眼 DAF 自基線的變化 
mFAS N = 94 安慰劑



治療效果
研究眼的最佳矯正視力 (BCVA)如預期未顯示任何顯著變化

33

Tinlarebant 安慰劑

基線時的最佳矯正視力 (BCVA) 39.9 39.4

試驗結束時 (EOS) 的最佳矯正視力 (BCVA) 39.7 40.0

• 在 24 個月期間，試驗組及安慰劑組之最佳矯正視力（BCVA）相對於基線無顯著變化。

• 已知斯特格病變患者的 ETDRS 視力變化分數，再測試變異性（Test-retest variability）的

重複性係數約為 8 個字母 (1)。

• 兩年內平均視力無顯著變化，符合斯特格病變的自然病程，且在 ProgStar 研究中亦觀察

到相同現象。

(1) Parker MA, Choi D, Erker LR, Pennesi ME, Yang P, Chegarnov EN, Steinkamp PN, Schlechter CL, Dhaenens CM, Mohand-Said S, Audo I, Sahel J, Weleber RG, Wilson DJ. Test-Retest Variability of Functional 
and Structural Parameters in Patients with Stargardt Disease Participating in the SAR422459 Gene Therapy Trial. Transl Vis Sci Technol. 2016 Oct 1;5(5):10.



PROGSTAR：24 個月期間的視力變化
前瞻性分析群體 (N=434)

34

• 兩年期間的最佳矯正
視力 (BCVA) 整體喪
失率為 0.55 個字母/
年。

• 基線 BCVA 介於 
20/70 至 20/200 之間
的研究眼，其 BCVA 
下降速率為 0.6 個字
母/年。

Kong X, Fujinami K, Strauss RW, Munoz B, West SK, Cideciyan AV, Michaelides M, Sahel JA, Ahmed M, Ervin AM, Schönbach EM, Cheetham JK, Scholl HPN; ProgStar Study Group (2018) Visual 
Acuity Change over 24 Months and its Association With Foveal Phenotype and Genotype in Individuals With Stargardt Disease: ProgStar Report Number 10. JAMA Ophthalmol. 136: 920-928.



安全性數據
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安全性數據
 TINLAREBANT 展現良好的安全性與耐受性
安全性分析集 (SAFETY SET) N = 104

36

類別
Tinlarebant 5 毫克

(N=69)
安慰劑
(N=35)

治療期間不良事件 (TEAE) 59 (85.5%) 27 (77.1%)

重度TEAE 2 (2.9%) 1 (2.9%)

嚴重TEAE 2 (2.9%) 4 (11.4%)

與試驗藥物相關TEAE 14 (20.3%) 4 (11.4%)

與試驗藥物相關TEAE 0 (0.0%) 0 (0.0%)

導致停止使用試驗藥物之 TEAE 0 (0.0%) 0 (0.0%)

導致退出試驗之 TEAE 0 (0.0%) 0 (0.0%)

導致死亡之 TEAE 0 (0.0%) 0 (0.0%)

• 試驗中總計通報 6 起嚴重不良事件 (SAEs) ，皆為非眼科不良事件，其中 4 起判定為與試驗治療無關，另外2 起判定為與試驗

治療極低可能相關。

• 最常通報的非眼科不良事件 (AEs) 包括：鼻咽炎（所有案例均被判定為與治療無關或極低可能相關）、頭痛及痤瘡 ；大多數

事件均屬輕微，且多數在試驗期間已自行改善。

至少發生過一次治療期間非眼科不良事件 (TEAE) 的受試者人數，N / (%)



安全性數據
多數眼科不良事件（OCULAR AES）為輕度
安全性分析集 (SAFETY SET) N = 104

37

類別
Tinlarebant 5 毫克

(N=69)
安慰劑
(N=35)

治療期間不良事件 (TEAE) 53 (76.8%) 8 (22.9%)

重度TEAE 2 (2.9%) 0 (0.0%)

嚴重TEAE 0 (0.0%) 0 (0.0%)

與試驗藥物相關TEAE 49 (71.0%) 8 (22.9%)

與試驗藥物相關TEAE 0 (0.0%) 0 (0.0%)

導致停止使用試驗藥物之 TEAE 4 (5.8%) 0 (0.0%)

導致退出試驗之 TEAE 2 (2.9%) 0 (0.0%)

導致死亡之 TEAE 0 (0.0%) 0 (0.0%)

• 最常通報的眼科不良事件（Ocular AEs）包括黃視症（xanthopsia）、暗適應延遲 (Delayed dark adaptation）及夜間視力減退
（Night Vision Impairment）。

• 大多數事件均屬輕微，且多數在試驗期間已自行改善。
• 未觀察到嚴重的治療期間眼科不良事件（Ocular TEAEs）；共有 4 起 TEAEs 導致研究藥物停用，另有 2 起 TEAEs 導致受試者退
出研究。

至少發生過一次治療期間眼科不良事件（Ocular TEAE）的受試者人數，N（%）



視網膜地圖狀萎縮臨床三期試驗
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用藥期間

最後
用藥

降低70%

TINLAREBANT: RBP4濃度至少降低70%
招募健康人進行臨床1期, 每日用藥5毫克達到降低RBP4濃度 (無安慰劑)
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視網膜地圖狀萎縮臨床三期試驗 “Phoenix”(1)

收案 530 名受試者

試驗區域 全球

遮盲 雙盲

安慰劑
2:1 隨機

（Tinlarebant : 安慰劑）

治療期間 2年

主要療效指標
觀察病灶增長速率來確定療效, 同時觀察其

安全性及耐受性

其他觀察指標 視力、光學相干斷層掃描、微視野計

期中分析 有

視網膜地圖狀萎縮臨床試驗概述

• 已確立的療效指標 – 透過視網膜成像技術觀察病
灶增長減緩為FDA所接受針對斯特格病變
（STGD1）與視網膜地圖狀萎縮（GA）的主要療
效指標 

• 早期治療 – 鎖定病灶較小的病患，在病情早期病
患的病灶增大可望獲得減緩或停止

• 每日一次口服藥物 – 適合需要長期治療的慢性病

• 擴大適用族群 – 首先專注於視網膜地圖狀萎縮；
深具潛力治療更早期的乾性黃斑部病變

(1)預計在 NDA 提交之前需要再進行一個額外的臨床三期試驗 40



TINLAREBANT 總結

41



DRAGON 試驗結果總結

42

• DRAGON 試驗達成其主要療效指標：與安慰劑相比，每日口服 5 毫克 Tinlarebant 的受試者，

其 DDAF 病灶增長速率顯著減緩，且具高度統計顯著性。

• 治療效果為 36%，被認為具有臨床意義。

• 該治療效果亦獲得非研究眼數據及關鍵次要療效指標（DAF 增長面積降低）的支持。

• 試驗組與安慰劑組的最佳矯正視力（BCVA）變化均極小，且與自然病程數據一致。

• 作為 Tinlarebant 治療的生物標誌，RBP4 降低幅度穩定維持約 80%，且變異性極低。

• Tinlarebant（5 毫克，每日口服）在青少年 STGD1 患者中顯示良好的耐受性。



TINLAREBANT 具有潛力成為首個獲准用於治療斯特格病變的
藥物。

43

• 在視網膜退化性疾病中，首個證實臨床上顯著減緩神經退化進程的口服療法。

• DDAF 病灶增長速率降低 36%，顯示在斯特格病變中具有穩健且可重現的治療效果。

• 在為期兩年的治療期間內，展現極佳的安全性與耐受性。

• 在目前尚無核准療法的情況下，針對疾病的根本致病機轉（雙視黃醇的累積）提供一個合理、可

改變疾病進程的治療方法。

• 適用於廣泛的病程階段，涵蓋自早期 ABCA4 導致的變異至較晚期的視網膜萎縮。

• 個人臨床觀點：在照護這類患者超過 20 年後，這是一項真正的突破性療法——我有信心將 

Tinlarebant 推薦給所有斯特格病變患者*。

* 引述自 Belite Bio 醫務長 Hendrik Scholl醫學博士，基於其作為眼科醫師治療 STGD1 患者的個人臨床經驗



為癌末及失明的患者帶來希望
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