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◎张佳星

不久前，国家卫生健康委、国家中医药

局、国家疾控局联合发布《卫生健康行业人

工智能应用场景参考指引》，列出药物研发

等 84 种具体应用场景，为人工智能（AI）技

术赋能药物研发按下了“快进键”。

长期以来，在药物研发行业存在一

个著名的“双十”魔咒，即新药研发需要

花费 10 年时间、10 亿美元。如何打破这

一魔咒，AI 被寄予厚望。在日前召开的

学术会议上，中国科学院院士陈凯先表

示，AI 将为半导体行业带来 5550 亿美元

的价值，而为制药行业带来的价值可达

1.2 万亿美元。

近年来，生成式 AI在垂直产业持续发

力。它给新药创制带来什么？记者了解

到，一系列 AI技术的应用和平台建设正不

断提高药物研发效率，人工智能技术或将

引发医药产业的颠覆性变革。

提升研发效率
在药物研发全链条发挥作用

2023 年底，困扰业界 60 年的新抗生素

发现难题被 AI破题。《自然》杂志刊文讲述

了科学家运用 AI 技术首次发现抗耐甲氧

西林金黄色葡萄球菌（MRSA）的新抗生素

的历程。

以 3.9 万种化合物对 MRSA 的抗菌活

性数据作为训练“脚本”，麻省理工学院研

究团队获得了抗菌能力的评估预测模型。

随后以 3 个深度学习模型为基础，团队又

“塑造”出化合物人类细胞毒性的“鉴定

师”，对 1200 万种化合物进行“筛选”，最终

获得能对抗 MRSA 又对人体安全的化合

物。

这样的实验，仅靠人力几乎难以完

成。然而，AI 凭借“硬核”实力，大大缩短

了对每一个分子进行评价和验证的时间。

以往，针对靶点设计药物的成功率非

常低。数据显示，即便是《细胞》《自然》等

权威期刊上报道过的原始靶点，其成药几

率也小于 10%。

靶点有了，为什么设计药物还是难？

以小分子化学药物为例，依据“钥匙开锁”

的原理，针对靶点设计化合物，化合物库中

的备选分子多达成百上千种，筛选耗时耗

力。

“新药研究实践表明，要在老靶点上寻

找更好的新药越来越不容易。”陈凯先说，

与此同时，新靶点发现难度也越来越大，需

要新思路新技术“破局”。

而人工智能在新靶点的发现和预测方

面能为人类提供前所未有的帮助。

陈凯先介绍，国外研究数据显示，人工

智能技术应用可以使药物设计时间缩短

70%、药物设计成功率提升 10倍。

“理论上 AI可以对药物研发的全链条

发挥作用。”陈凯先告诉记者，在新药研发

的整个链条中，一个新靶点的发现往往会

带动一批新药产生，推动临床治疗的突破。

“我国尤其需要抓住 AI助力医药原创

发展的机遇期。”陈凯先表示，相关数据显

示，过去十几年，我国每年发现的潜在药物

靶标数量始终徘徊在 6 个以下，我国新药

研究仍以追赶、跟随为主。

近年来，人工智能技术正成为发现新

靶点的利器。例如，中国科学院上海药物

研究所郑明月等研究团队发展“脸谱识别”

新算法，通过提取化学结构特征、基因变化

特征、药物活性特征来关联比对查明新靶

点。这一技术成功用于寻找抗肿瘤老药甲

氨蝶呤的免疫靶点。

AI 在从文献知识中发现新靶点方面

也颇有优势。陈凯先表示，过往基础和临

床研究积累了大量数据，这些发现“互不关

联”地分散存储在研究文献中，它们之间的

潜在关联难以被人类发现。人工智能具有

强大、高效的学习分析能力，能够将散布在

大量文献中的关联关系挖掘出来，推动新

机制、新靶点的识别。

“尽管我国现在还没有 AI辅助研发的

新药获批上市，但已经有不少新药在 AI协

助下快速进入临床试验阶段。”陈凯先说。

降低研发成本
药物试验费用不再高昂

2024 年年底，斯坦福大学等研究团队

在《细胞》杂志发文称，多尺度、多模态的大

型神经网络模型已经具备表示和模拟分

子、细胞和组织在不同状态下行为的能

力。在此基础上，AI 虚拟细胞有了高保真

模拟、加速发现、指导研究的可信性。

此前，《美国国家科学院院刊》发文称，

研究者用硅基“病人”替代生命形式的碳基

“病人”，模拟结果与真实数据高度一致。

研究中，1635个“活在电脑里”的“虚拟

病人”，患上了乳腺癌且癌细胞已发生转

移。通过试验，研究者找到了生物标志物

指导乳腺癌临床治疗的优化路径。

基于体外、体内、临床、人群水平和多

组学等数据，研究者对患者的药物反应进

行“数字孪生”，生成“虚拟病人”丰富的药

效药理数据，用于生物标记物、药物等方面

的测试。

“人类对生命活动的想象和思考，能够

以数据的方式传递给算力，这是实现虚拟

生命或细胞的基础。”北京大学未来技术学

院副院长席建忠告诉科技日报记者，在半

个世纪的发展历程中，分子生物学通过不

同层面的组学数据“解读”生命，如基因组

学、蛋白组学、转录组学等，积累了大量生

命科学数据。

随着技术融合发展，人类的数据获取

能力越来越强。“光学成像技术现在已达到

纳米级别，可以看到细胞中的细胞器动态

‘录像’。”席建忠说，大量新数据、新研究

衍生出成像组学等新学科。这些突破在

深入解读生命的同时，也成为数字生命

的基础。

事实上，我国科研团队已在基础设施、

科研课题等方面早有布局。例如在北京怀

柔，耗资数十亿元的多模态跨尺度生物医

学成像设施已初具规模，细胞成像楼、医学

成像楼、全尺度整合中心等组成具有硬实

力的科技“航母”，其中，全尺度数据处理中

心将为相关研究提供强大算力支持。

“不同团队正在开展一些关键器官数

字化的工作。我们希望实现肿瘤细胞数字

化。”席建忠表示，肿瘤具有高度异质性和

动态性，人人不同、时时在变，有效的药物

筛选十分困难。

“虚拟肿瘤细胞能够告诉我们，在某一

药物作用下，细胞内部信号通路如何变

化。”席建忠说，要实现这样的目标，需要基

于现有数据和基础模型进行肿瘤细胞“雏

形”的构建，然后对其进行训练。

“现实生活中，要进行药物试验。如果

一位患者吃一种药，几千种药至少需要几

千位患者来试验。这样一来，实施困难、成

本高。”席建忠说，虚拟细胞在一套模型中

可以同时“吃”几千种药，获得几千套数据，

实现高通量和高保真，将极大提升肿瘤药

物的筛选效率。

生成式人工智能最令研究者着迷的是

它的“出其不意”。席建忠表示，在科学探

索方面，AI 能够打破不同领域的边界限

制。例如，对心血管、传染病的交叉研究，

可能会发现抗病毒药物具有降血压潜力之

类的“惊喜”。

缩短研发周期
啃下罕见病药物研发“硬骨头”

在药物研发领域，罕见病药物研发是

块难啃的“硬骨头”。正因为如此，药物审

评审批为它专门开设了“孤儿药”绿色通

道。

4 年到 5 年，这是当前罕见病诊断的

平均耗费周期。患者少形成了“无米之

炊”的困局——罕见病难以“被看见”，临

床试验病例数少是罕见病药物研发的难题

之一。

现代医学发展至今，为什么确诊一个

病还要耗时这么久？

“罕见病并不会带着‘铭牌’而来。”华

大基因 AI专项负责人梁伦纲告诉记者，它

会被当作一种常见病，如孩子发育明显落

后同龄人时，往往会问诊营养科。

“罕见病诊断面临症状、基因变异两端

都‘开放’的问题，而确诊是要通过各种方法

实现两端‘收敛’，最终得到匹配的‘连线’。”

梁伦纲说，患者经过各种试错仍无法找到

病因后，才有可能被确诊患有罕见病。如

今当人工智能迈入生成式大模型阶段，能

够回答各种开放式问题之后，罕见病诊断

有望跳过“试错”阶段。

日前，北京协和医院院长张抒扬在国

家卫生健康委医药领域科技创新发布会上

介绍，首个罕见病人工智能大模型 GeneT

上线，协助基层医生做罕见病的诊疗。

从回答“是”或“否”的判断题，到能够

解答“这是什么，为什么”的复杂问答题，AI

提升了罕见病的诊断能力。

“和其他应用领域一样，AI 先是快速

掌握罕见病领域的专业知识。”梁伦纲介

绍，公开罕见病数据集和文献，以及华大在

检测服务中的数据都会转化为 AI 的“知

识”。最重要的是，华大基因与北京协和医

院开展合作，及时应用罕见病临床诊疗中

的一线经验，让 AI具备临床“经验”。

“我们不仅给 AI 输入了罕见病的海

量知识，还教会它如何像遗传专家一样

思考。”梁伦纲介绍，华大基因通过将专

家的思考过程转化为 AI 能理解的语言，

让新模型 GeneT 学会精准筛选导致罕见

病 的 基 因 变 异 ，效 率 提 升 20 倍 ，且 在 模

拟和真实病例中的准确率分别达到 99%

和 98%。

梁伦纲表示，目前 GeneT 在完成初步

分析后，最终确诊还需要专家把关。

资料显示，在人工智能大模型的助力

下，罕见病患者的确诊时间有望从数年缩

短到 4 周以内，这使得绝大部分罕见病无

特效药的“冰山”开始松动。

数据显示，我国 2017—2022 年期间的

在研罕见病药物数量大幅增加，年均增长

率达 34%。然而，《中国临床药学杂志》的

一项研究显示，约 43.9%罕见病药物临床试

验实际入组人数小于目标入组人数。

在国家罕见病登记系统的支持下，罕

见病临床队列相继建立，以推动相关领域

药物研发。“这让罕见病患者得到早诊断。”

梁伦纲表示，罕见病“被看见”，将缓解罕见

病药物研发临床队列稀缺的问题，为罕见

病药物研发提供有力支撑。

专家认为，未来 3—5 年，我国将进入

AI 药物研发快速发展阶段，人工智能技术

将肩负起分子优化、合成路线设计以及自

动生成、自动分析、自动筛选的全流程研究

工作。

“我们期待第一个AI设计研发的药物能

够尽快获批上市。成果转化和落地应用仍

旧是医药产业实现高质量发展的‘命门’。”席

建忠说。

打破打破““双十双十””魔咒魔咒 助力产业变革助力产业变革

AIAI为药物研发按下为药物研发按下““快进键快进键””

记得两年前，某计算所学者告诉我，为了让

智能算法走进药物筛选领域，自己经常自掏腰

包，前往药学学术会议进行交流。他想用自己

的研究结果告诉人们，过去需要数千小时的筛

选工作，借助新技术几十小时就能完成。

当时，相信者寥寥。他的经历，让我脑中晃

过一个词——“布道者”。新技术诞生后，不乏

“布道者”。

2024 年底，在我参加的多个药学相关学术

会议中，人工智能、算法、模型等作为关键词在

学术报告中频频被提及。在综述性报告中，一

些落地见成效的成果见诸知名期刊；在学术分

享报告中，不少新药物的研发已经在人工智能

辅助下进入临床试验阶段。

值得一提的是，这些成功的案例多来自联

合研究团队，这些学术会议的嘉宾也愈加背景

多样，他们中有算法工程师、临床医学学者、药

学学者、遗传学者……诚然，隔行依然隔山，不

同学科的学术语言体系仍然存在隔阂。为了克

服跨界融合的理解障碍，每一个时代的科研者

都要不断学习新的研究体系。

一位受访者的感慨，可能代表着科技工作

者的心声：在 AI 引发的技术革命浪潮中，研究

者如果不行动起来，就是在等着被淘汰。

“日益复杂的科学问题需要探索跨学科团

队合作的科研模式。”中国工程院院士、北京大

学第三医院研究员董尓丹表示，尤其是在生物

医学、健康等领域，要取得变革性研究成果，必

须开展“有组织的科研”。

就像互联网打破了人类地域的概念，人

工智能也在击碎“数据井”的壁垒。生成式

人 工 智 能 能 够 处 理 的 参 数 和 数 据 以 亿 为 单

位。AI 的能力正在倒逼不同来源的生物医

学研究数据进行整合。如何提高数据的可访

问性和互操作性，已经成为“有组织科研”的

课题之一。

在我们身边，医疗数据的互认、共享正在成

为常态；在保障数据安全的前提下，数据“柏林

墙”正在被推倒……这些，为人工智能+医药领

域“有组织的科研”奠定了数据基础。

相关部门也通过政策法规积极引导。国家

卫生健康委等部门日前发布的《卫生健康行业

人工智能应用场景参考指引》，从 4 大领域给出

了 84 个应用场景，以推进卫生健康行业“人工

智能+”的应用创新发展。

如今，再同前述的数据学者聊起来，他告诉

我，智能计算的应用早已开始，他们提供技术支

持的罕见病药物已经在等待临床试验许可，他

们还在为免疫治疗药物敏感性进行评估、为老

药寻找新的适应证……

从被拒门外到被热情拥抱，AI 靠实力成为

药物学家的常规工具。生命数字化的研究已经

在如火如荼开展，模拟生命活动的精度在持续

提高，生命活动的模拟和预测将带来什么，或许

下一个两年就有眉目。

从被拒门外到加快应用

AI靠实力逆袭
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