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药物研发领域存在一个“不可能三

角”，即成本、周期和成功率三者之间的

矛盾。

首先，新药研发成本越来越高。目

前，全球一款新药从研发到上市平均投

入约 26亿美元，这样的成本压力是大多

数药企难以承受的。

其次，研发周期漫长。一款药物从发现

到最终上市，通常需要 10年至 15年时间。

最后，新药研发成功率极低。全球新

靶点药物的研发成功率不到 10%，神经

系统疾病领域更低。其中，脑血管病药物

研发成功率约为 4%，阿尔茨海默病药物

研发成功率甚至不到 1%。

继续沿用传统研发路线，越来越难

以持续。

因此，全球正在探索新的药物研发范

式———逐步减少依赖动物模型发现新药靶

点，转而从人体中发现新的药物靶点，利用

人体数据推动研发，并探索跳过部分动物

实验、直接进入人体研究的新路径。

这一转变催生了两个重要概念。

第一个是“human centered”，即以人

为中心，让人体数据真正服务于人体疾病

研究和药物研发。第二个是“NAM”，即

new approach methodology（新研发方法

学），代表着药物研发方法体系的创新。

今年 7月 7日，国家药监局启动新

范式改革，推出“先锋计划”。未来，药物

研发中的动物药效和药代动力学试验也

将逐步探索以人体数据等新方法替代，

推动药物研发模式变革。

人工智能制药的关键瓶颈
是高质量数据不足

人工智能是否能够替代动物实验？

我认为答案是肯定的，并且目前主要有

两个发展方向。

第一个方向是利用类器官和器官芯

片。类器官可以直接来源于患者细胞，通

过诱导多能干细胞（iPS细胞）转化形

成。例如，在研发针对血脑屏障的药物

时，可以直接构建血脑屏障类器官，这本

身就是人体生理结构的模拟。

第二个方向是虚拟临床试验。通过患

者数据构建数字孪生，生成虚拟患者，在计

算机环境中完成部分临床试验过程。

不过，当前人工智能制药行业存在

“叫好不叫座”的现象。

近年来，国内人工智能制药企业发

展迅速，但经过一段时间观察，实际效果

往往低于预期，行业关注度与真正落地

成果之间仍存在差距。

其中一个核心原因，就是人工智能领

域经典理论所指出的“GIGO”———

Garbage in、Garbage out（垃圾进、垃圾出）。

目前，人工智能寻找药物靶点所使

用的数据，大多来自公开数据。但真正高

质量的数据是否会公开？公开数据中往

往存在大量低质量数据，甚至可能存在

污染数据，因此基于这些数据计算出的

靶点可靠性有限。

我国当前最大的问题，是缺少支撑

人工智能药物研发的高质量数据体系。

国家尚未建立完善的研发数据基础，这

已经成为制约行业发展的重要因素。

如果未来能够建立合格的研发数据

体系，人工智能必将在药物研发领域发

挥巨大作用。

人工智能将重塑医疗服务模式
家庭医疗或成为未来趋势

人工智能不仅会改变药物研发，也

正在改变医疗服务模式。

近年来，我们推动近 80家医院采用

融合天坛专家经验的人工智能诊疗方

案。相关研究结果显示，患者卒中复发

率和致残率均实现明显下降。这是全球

脑血管病领域首个基于人工智能开展的

临床试验。

如果家庭中拥有可靠的人工智能医

疗支持系统，人们可能不会轻易前往医

院，而是在家完成疾病管理。以今年甲流

流行为例，京东等平台已经探索家庭检

测模式：患者在家完成采样后邮寄检测，

确诊后药物配送到家。

未来，这种模式可能推广到更多慢

性疾病管理领域。实现家庭医疗，需要具

备三个基础条件：

一是有能够在家庭环境中完成检测

的各类医学指标；

二是有能够实现诊断和用药准确性

的垂直领域大模型；

三是有能够承担护理、陪护和健康

教育工作的智能机器人。

未来，看病的主要场景可能不再局

限于医院，而更多发生在家庭。这不仅是

医疗服务模式的改变，也将推动整个医

学研究范式发生变化。

培养医师科学家
是医学创新的重要基础

医学创新离不开医师科学家的参与。

根据发达国家经验，医师科学家约

占全部医师群体的 5%。我们不可能让所

有医生都转变为医师科学家，否则会影

响医院正常运行，但必须筛选和培养适

合的人才。

当前国内的医师科学家培养体系存

在严重不足。医师科学家需要系统化培

养，不能沿用传统临床研究中“师傅带徒

弟”的模式。临床研究本身是一门严谨科

学，这一点仍需要进一步形成共识。

目前，我国大多数医学院校尚未设

立专门的临床研究系。首都医科大学虽

然开设了临床流行病学和临床试验相关

课程，但招生规模和培养人数有限，难以

承担培养临床研究人才的重任。

人工智能再强大，也需要临床科学

家推动落地。

人工智能能够帮助完成重大决策确

定后的细化工作，但医学创新中的方向

性判断仍需要依靠具有临床经验和科学

思维的人来完成。

今年，北京市卫生健康委启动医师

科学家培训学院项目，招录 50名学员。

其中，临床研究部分主要在首都医科大

学附属北京天坛医院开展，基础研究部

分由北京大学医学部、北京生命科学研

究所等单位承担。这一项目刚刚起步，最

终成效还有待时间检验。

（作者系中国科学院院士、首都医

科大学附属北京天坛医院院长。本文

根据其在首届医药协同创新大会的报

告整理）
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