
随着现代科技的发展，新药研究迎

来了新机遇和新挑战。基因治疗、细胞

免疫、表观遗传、干细胞等基础研究不

断突破，疾病发生发展机理、致病基因

及新靶点的发现则引领着创新前沿，而

转化医学和精准医学的需求则推动了

研发模式的转变，学科交融更是促进了

高新技术的变革。

大数据与人工智能助力新药研发

当今时代，基于大数据与人工智能

的药物设计技术是药物开发最热门的

新领域之一，使用人工智能驱动模型，

人工智能结合大数据的精准药物设计

将成为创新药物研发和精准医疗的重

要发展方向。

A I算法可能有助于改善制药行业

临床研究失败率高这一最大问题，激发

制药界对 A I的兴趣。同时，原创新药研

究也面临大数据的挑战，一方面新药研

发、新实验技术快速发展，这些技术包

括表观遗传组、顺反组、高通量筛选、

D N A 编码库、冷冻电镜技术等；另一方

面，新技术应用产生的海量数据有待挖

掘利用。人工智能技术的突破使得解读

大数据变得可行，比如科学家可以通过

深度神经网络识别皮肤癌、通过机器学

习挖掘未公开和失败的实验记录设计

新的合成路线。

当前，蛋白质折叠在生物体内是一

个快速发生的过程，但是在体外的计算

模拟方面却是一个复杂而极具挑战的

问题，被列为 21世纪生物物理学的重

要课题之一。谷歌开发的通过深度学习

确定蛋白质 3D 结构的程序将极大地改

变生物学研究模式，A I+ 计算模拟有望

重塑行业，基于大数据和人工智能的精

准药物设计，为推动创新药研发提供了

机遇。中国科学院上海药物研究所与

EI H ealth 合作开发的 iPhord 算法，可

以从蛋白质一级序列预测 3D 结构。

呈现多个前沿和研发热点

当前，我国生物医药科技创新呈现

多个前沿和研发热点，包括精准医学和

个性化药物开发、生物大数据与人工智

能、肿瘤免疫疗法、C A R - T 细胞治疗

技术、新药发现的新策略和新技术等。

在新药研发申请方面，2020 年国

家药品监督管理局药品审评中心

（C D E）受理国产Ⅰ类新药注册申请 828

件，其中临床申请 781件，较 2019年增

长 55％，获得批准 727件，较上年增长

114％；上市申请 43件，较 2019年增长

72％。在数量方面，2008～2018年，我国

批准 41个国产Ⅰ类创新药；2019年批

准的国产Ⅰ类创新药包括化学药 7个、

生物药 2个、疫苗 3个；2020年批准的

国产Ⅰ类创新药包括化学药 13 个、生

物药 1个、疫苗 1个；2021年批准的国

产Ⅰ类创新药包括化学药 19个、生物

药 7个、疫苗 1个、细胞治疗 2个；2021

年批准了 12个中药新药。

在新药创新品种方面。国内药企成

功研发了一系列治疗癌症的新药，具有

高效、低毒、适合联合用药的优势。比

如，恒瑞医药研发的治疗晚期胃癌的阿

帕替尼，是全球首个被证实对晚期胃癌

安全有效的小分子抗血管生成靶向药

物和唯一的口服制剂，可显著延长晚期

胃癌患者生存期；药价仅为国外同类药

价的五分之一，大幅减轻了患者负担。

此外，随着我国研发的多款 PD - 1单抗

的获批上市，极大地缩短了与国外同类

药的差距，推动国内肿瘤治疗步入免疫

治疗时代。

在新药推动生物医药产业方面，

2018年我国医药工业实现主营业务收

入同比增长 12.69％，高于全国工业整

体增速 4.19个百分点。企业成为创新

主体，国家重大新药创制专项支持课

题，企业承担比例由“十一五”的 34.9％

增长到目前的 64.1％，部分企业研发水

平接近国际先进水平。同时，医药产业

结构发生改变，骨干企业势头强劲，

2017年 4家上市药企市值超过千亿，生

物技术药物企业发展迅猛。蓬勃发展的

生物医药产业有力带动了区域经济发

展，地方龙头药企的发展带动形成了多

个产业集群。

国内药企重金投入研发

值得注意的是，近年来国内药企重

金投入研发，与国际水平差距逐渐缩

小。研发层次不断提高，靶点紧随国际

潮流，2016～2020 年全球销量最佳的

抗癌药物国内企业均已有布局。美国

和中国作为细胞治疗研发的“领头

羊”，分别有 344 个和 203 个在研产

品，共计占全球细胞治疗份额的 73％。

随着国产小分子靶向药的陆续上市，

打破了进口靶向药对国内市场的垄

断，必将重构国内市场格局。我国生物

类似物迅速发展，多个国产单克隆抗

体生物类似物的上市将极大地改善国

内由于原研药物价格过高而导致患者

负担过重的情况。

尽管单抗药物开发靶点集中度较

高，但仍有不少创新药涌现，新靶点单

抗药物多数仍处于早期临床或临床前

开发阶段。“2.0版”PD - 1/ PD - L1单

抗类药物我国企业紧跟国际前沿，少量

产品临床在研，多数仍处于早期开发阶

段。目前国内共计有 40多个双抗项目

在研，靶点布局相对较广泛；国内抗体

药物偶联物开发仍处于起步阶段，有少

量新靶点在研或进入临床早期阶段。

当前，我国药物研究和产业发展正

进入创新跨越新阶段，但创新药物研发

还存在诸多瓶颈和短板，要面向世界科

技前沿、面向经济主战场、面向国家重大

需求、面向人民生命健康，进一步完善我

国药物创新体系的定位和布局；加强基

础研究，主动对接科技前沿新突破，开拓

新药研究和产业发展新方向；加强多学

科、多种技术方法的交汇融合与综合集

成；关注国际前沿热点，发挥我国特色优

势；加强应对重大突发公共卫生事件的

药物研发攻关，实现生物医药产业从大

国走向强国的新跨越。 （潘锋整理）
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