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人工智能在生物医药领域中的应用和进展
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摘 要 近年来人工智能得到了快速发展，其在很大程度上改变了现代的生活方式。同时，人工智能极大地促进了医药行

业的发展，在精准医学、智能诊断、计算机辅助药物设计以及临床试验决策等环节均发挥了关键作用，也在与医药产业的结

合中极大地发展了自身。本文概述了人工智能研究中的关键问题，阐述人工智能在健康医药产业中的关键应用，并分析人

工智能在健康医药产业中机遇与挑战，为人工智能在健康医药产业领域的发展提供参考。
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Abstract Artificial intelligence (AI) has developed rapidly in the twentieth century, and has substantialy 
changed the modern way of life. At the same time, AI has greatly contributed to the development of the pharma⁃
ceutical industry, playing a key role in precision medicine, intelligent diagnosis, computer-aided drug design, 
and clinical trial decision-making, and has also greatly developed itself through its integration with the pharma⁃
ceutical industry. This paper outlines the key issues in research, describes the key applications of AI in the 
health and pharmaceutical industries, and finally analyzes the opportunities and challenges of AI in the health 
pharmaceutical industry to provide reference for the development of AI in the health and pharmaceutical fields.
Key words artificial intelligence; health medicine; precision medicine; intelligent diagnosis; computer-aided 

drug design; clinical trial decision-making
1956 年，约翰·麦卡锡在达特茅斯会议上首次

提出了人工智能（artificial intelligence，AI）这一术

语，它标志着“人工智能”这门新兴学科的正式诞

生。但在当时由于计算性能的瓶颈，人工智能的

应用受到制约。20 世纪 90 年代中期，随着计算机

性能的不断提升以及网络技术的发展，加速了人

工智能技术的创新研究，人工智能领域取得巨大

突破，促使人工智能技术进一步走向实际应用。

此后，云计算、大数据、机器学习等信息技术发展

迅速，人工智能迎来了爆发式增长的新高潮。

人工智能，自从它被提出的那一天起，就注定

它的发展与人类社会的进步拥有着十分紧密的关

系。随着计算机科学与统计学、数学等学科的发

展，人工智能不仅在 21 世纪的今天已经成为每个

人耳熟能详的名词，还真正地进入了人类的生活。

从智能生产线，各种无人操作系统，到智能手机、

穿戴式设备、手机 APP 的推荐系统以及人脸识别

系统等，都可以看到人工智能的身影。可以说，人

工智能改变了人类的生活方式，已成为人类生活

不可或缺的一部分。特别是在健康医药领域，人
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工智能正深刻改变着这一领域的发展，从疾病精

准诊断到治疗，从药品研发、生产、上市销售等各

个环节发挥着自己的独特的作用。

在全球人工智能发展浪潮中，我国人工智能

技术、产业和市场的发展也取得了令人瞩目的成

绩，并表现出与发达国家同步的趋势。2017 年 7
月，国务院印发《新一代人工智能发展规划》，正式

将人工智能上升至国家战略。综上所述，人类正

在进入一个日渐人工智能化的科技时代。

1 人工智能的核心问题 

近年来，人工智能技术迅猛发展，并获得广泛

应用。但人工智能研究仍面临一些关键问题，主

要包含以下几个方面：（1）计算机视觉：包括人脸

识别、图像分类、目标跟踪等；（2）自然语言理解与

交流：包括语音识别、机器翻译、问答与对话系统

等；（3）机器人学：机械、控制、设计、运动规划、任

务规划等；（4）博弈与伦理：多代理人的交互、对抗

与合作、机器人与社会融合等。其中，计算机视

觉、语音识别、自然语言处理、机器人是目前人工

智能的核心问题。这些技术的发展虽然极大地促

进了生物医药产业相关领域的发展，但仍存在一

些待解决的关键问题，限制了人工智能技术在生

物医药领域的进一步应用。

计算机视觉是指使用计算机及相关设备对生

物视觉进行模拟，通过采集的图像识别物体信息，

并根据此信息作出相应的判断和决策。目前该技

术被广泛运用于医疗影像诊断中，快速识别并标

定异常结构，为医生提供参考，提高诊断效率。计

算机视觉依赖于深度学习技术，而深度学习强大

的识别能力则依赖于它的庞大数据集。但在医药

领域，相同病例的数据集获取较为困难，这使得影

像识别的精准度有待提升。近年来随着影像技术

的发展，一些高分辨率 CT 影像，得到的模型大多

是三维模型，而深度学习主要是基于二维模型的

训练，这给研究人员带来了巨大挑战。此外，医学

影像的清晰度也限制着该技术的进一步应用，急

需一些新技术来处理这些问题。

自然语言处理也在生物医药领域得到了广泛

应用，自然语言处理是使用自然语言与计算机进

行通信的技术，主要目标是使计算机够理解人类

的语言与符号，进一步通过语言与符号传递信息。

目前，基于自然语言模型，利用在线问诊平台积累

的大量问诊数据构建医学智能问答系统，能够解

决常见的患者医学问题；通过对话摘要技术从对

话中提取信息，能够辅助医生完成电子病历，从而

减轻医生的负担。但当下的问答系统较多都只支

持单轮对话，很难做到像 ChatGPT 那样的多轮对

话。此外，由于我国许多医院医疗信息化水平较

低，缺少电子病历，自然语言处理技术无法充分发

挥作用。未来，可以在加快系统回答问题时间、引

入多轮对话和提高医疗信息化水平方面加以改

进，使人机交互变得更加友好。

人工智能和机器人技术的不断发展，催生出

医疗机器人新兴产业。基于机器人的不同功能和

应用领域，它们可以被划分为多个类别，包括但不

限于手术机器人、康复机器人、服务机器人等。其

中，占比规模最大的是手术机器人，医生通过显示

屏和内窥镜仔细观察患者体内的病灶情况，通过

机器人手中的手术刀将病灶精确切除。但机器人

终究是机器，其在进行手术时的可靠性无法保证，

当手术出现意外结果时难以进行责任判定，这也

困扰并限制着机器人在医疗领域的运用［1］。这些

潜在风险的解决有赖于人工智能在这些关键领域

的进一步突破。

2 人工智能对于生物医药产业的影响 

随着信息技术和生命科学的快速进步与融

合，人工智能技术贯穿了药物开发、临床前研究、

临床治疗、健康管理的大多数环节。人工智能正

在深刻影响着医疗健康和生物医学领域的发展，

特别地，它在精准医学、智能诊断、计算机辅助药

物设计、临床试验智能决策等方面都取得了长足

进步。

2. 1　精准医学

美国国家研究理事会在 2011 年发布了《迈向

精准医学——构建生物医学研究的知识网络和新

的疾病分类法》研究报告，首次提出了“精准医学”

的概念。精准医学（precise medicine）是一种新的

医学模式，即通过分子生物学和遗传学等研究手

段，对患者进行细致而精确的分型，同时根据患者

具体分型的生物学机制，给予个性化治疗。精准

医学与个性化医疗（personalized medicine）不同，个

性化医疗强调为个体设计独特的治疗方式，而精
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准医学是服务于疾病新分类的需求，是整合生物

医学研究和临床医学信息，并依据不同分子学基

础定义疾病亚型，从而能够在分子学水平为临床

疾病亚型群体提供更精确的诊断和治疗。

目前癌症仍是人类最主要的致死原因，世界

各国都对癌症研究投入巨大人力和物力。精准医

学为癌症患者提供了多层次的定制医疗服务，包

括医疗决策、治疗策略和临床管理，而不是传统癌

症化学疗法或放射疗法中出现的“一刀切”模式，

这对改善癌症治疗具有巨大价值。精准医学在癌

症治疗方面取得了巨大成就，现已成为一种行之

有效的临床模式。

精准医学的重要组成部分是精准诊断，可以

为后续的疾病治疗提供支持。例如通过影像学检

查可以观察到的甲状腺结节，是指在甲状腺内细

胞增生后出现的团块。它可由多种因素引起，在

当代人群中较为高发。良性的甲状腺结节（如滤

泡腺瘤）对日常工作生活不会有影响，而恶性的甲

状腺结节（如滤泡癌）需要尽早进行医治。临床实

践中，约有 30% 的甲状腺结节，缺少行之有效的良

恶性判断方法。为了克服甲状腺结节良恶性诊断

的难题，研究人员将人工智能技术应用到了蛋白

质检测上，通过测量不同类型甲状腺结节组织蛋

白质分子水平的变化，对良性结节与恶性结节进

行“识别”［2］。通过对 2 421 个蛋白质组学数据进行

分析，最终找到了 14 个关键蛋白质的组合，可对甲

状腺结节进行良恶性判别。鉴定到可区分甲状腺

结节良恶性的蛋白质分子标志物的组合后，该方

法的临床应用准确率达到了 90%，有望克服当前

甲状腺结节良恶性诊断的难题。

但是，由于最先进的诊断和治疗方案在整个

人群中通常分布不均，精准医学在不同种族和民

族之间存在较大的医疗差距。多项研究报告表

明，在美国，白人在接受精准治疗的患者中占比过

高，通常达到 80%~90%［3］。因此，试验中测试疗法

的临床有效性结论将很难推广到所有种族和民

族。由于纳入人群在临床试验和预防研究中的代

表性不足，如何将少数族群纳入研究构成了实施

精准医学的挑战，也是人工智能技术在当前精准

医学领域应用客观存在的局限性。

如 今 ，临 床 数 据（包 括 图 像 、实 时 监 测 的 数

据）、分子技术（主要是基因组学）的进步，以及可

穿戴设备的普及都将显著增加生物医药数据的来

源和可信度，队列建设目前已呈现大型化、一体

化、共享开放的特点。生物医药数据的收集覆盖

多样化人群、全生命周期和健康，这也为精准医学

及人工智能技术的进一步发展奠定了坚实基础［4］。

2. 2　智能诊断

智能诊断是健康医药的一个重要研究领域。

通过非人工的方式干预疾病的诊断，提升患者的

治疗收益，是当前人工智能时代的大势所趋。智

能诊断主要涵盖临床虚拟助手、辅助诊断、疾病风

险预测等方面，并正朝着提高医生工作效率和减

少人为错误的方向迈进。其中，临床虚拟助手的

原理为将各种病情的诊断标准、阈值判断、治疗处

方、专家经验等以数据库的形式存储在计算机内，

利用计算机强大的计算和逻辑推导能力，去模拟

医生的工作过程，从而达到精确诊断与决策的目

的。其可以很大程度上解决临床医生知识的局限

性问题，减少人为疏漏，提升医疗效率与药物的使

用效率。

现今，人工智能辅助诊断技术发展迅速，已经

在越来越多的临床领域出现。2020 年麻省理工学

院通过 Resnet 神经网络，仅利用咳嗽声来对新型

冠状病毒感染进行诊断，准确率达到 97%［5］；2021
年美国西北大学发表了名为 DeepCovid-XR 的算

法［6］，通过卷积神经网络利用胸部 X 射线照射诊断

新型冠状病毒感染，速度达到影像科医生的 10 倍，

准确率（82%）高于人类医生水平。此外，人工智能

还可以对癌症的类型进行判断［7］、对病理组织影像

进行分割与诊断［8］、对医学影像进行目标检测和高

分辨率重建等，这将在很大程度上解放医生的劳

动力。

人工智能在胜任虚拟助手以及辅助诊断的同

时，还可以进行疾病风险的预测。2019 年 7 月 31
日 ，谷 歌 的 DeepMind 在 Science 杂 志 公 布 最 大 突

破，新研发的 AI 系统可提前 48 h 检测潜在肾脏损

伤，让 30% 的患者提前预防病情恶化［9］；2017 年诺

丁汉大学发表的一篇文章也显示出神经网络在心

血管疾病的预测准确率方面的表现优于传统模

型［10］。疾病风险的准确预测，使得医生可以更好

地为患者将来的疾病治疗制定最优的策略。

2. 3　计算机辅助药物设计

新药研发是医药健康领域的重要部分，新药
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上市需要经历临床前研究及临床Ⅰ、Ⅱ、Ⅲ期研究

后才能最终上市，低效率和高成本是新药研发过

程的主要障碍。同时，处理来自基因组学、蛋白质

组学和临床试验中大量复杂的数据也为新药的研

发带来了不小的挑战。依托人工智能技术的计算

机辅助药物设计是近些年来兴起的药物发现新方

法，它借助计算机技术和人工智能算法对海量生

物数据以及化学数据进行处理，以更高效地发现

潜在有效药物。但是，在药物设计方面应用人工

智能技术需要基于复杂的蛋白质三维结构、海量

的候选化合物结构以及复杂的训练模型，因此对

计算能力提出了更高的要求。高性能计算（high 
performance computing）技术可以利用大量处理单

元的整合计算能力处理一般工作站无法完成的大

型计算任务，被广泛应用在兵器制造、经济预测、

气象预报、互联网服务、工业仿真等领域，对科技

进步和经济发展有重要的价值。高性能计算是人

工智能介入医药领域的重要基石，也为计算机辅

助药物设计提供了新的助力。

人工智能技术，特别是深度神经网络方法，已

经在计算机辅助药物设计中得到了快速发展，进

一步提升了计算机辅助药物设计的效率。常见的

深度神经网络结构有多层感知/反向传播神经网

络、循环神经网络、贝叶斯神经网络等。反向传播

神经网络是最常用的有监督神经网络。Khan 等［11］

使用反向传播神经网络，通过将未知配体的 2D 描

述符与已知配体的 2D 结构描述符相匹配，来预测

配体的药物代谢（ADMET）性质。循环神经网络以

其独特的链式结构，赋予神经网络以记忆的属性，

使其对于药物设计中序列类型数据的处理具有天

然的优势。Yasonik 等［12］使用循环神经网络根据分

子属性对分子进行等级划分，以提升分子优化的

结果；Li 等［13］则用其开发潜在的激酶抑制剂。贝

叶斯神经网络不像传统神经网络那样学习精确的

权重（和偏差）值，而是学习权重的分布，使之在药

物设计的任务中相对于传统的神经网络拥有更好

的鲁棒性。贝叶斯神经网络模型已被用来预测多

肽与 MHC-Ⅱ类分子结合的定量构效关系［14］。实

践证明，不同结构类型的神经网络都可以在计算

机辅助药物设计当中发挥自己独特的价值。

多年来，利用氨基酸序列预测蛋白质结构也

是计算机辅助药物设计中的一大热点，随着 Deep⁃

Mind 公 司 的 开 源 人 工 智 能 系 统 AlphaFold 的 出

现［15］，药物研究者可以借助人工智能的翅膀，更加

准确地预测蛋白质的形状。AlphaFold 主要应用于

医疗保健和生命科学领域，在药物研发领域也具

有极大潜力。

事实已经证明，人工智能已经全方位推动了

药物设计进程，很大程度上助力了新药的研发，可

以说，人工智能在计算机辅助药物设计领域将扮

演着不可替代的角色。

2. 4　临床试验决策

临床试验的决策是一个复杂且充满风险的过

程，一个决策的成功与否往往就会关系到一家公

司的生死存亡。临床试验具有许多痛点：首先，临

床试验是一个缓慢且耗资巨大的过程，将一种新

药推向市场往往需要耗费 10 ~ 15 年的时间，花费

10 亿美元以上，其中大约一半的时间与金钱会花

费在临床试验阶段，并且在临床试验中需要上千

名受试者参与药物疗效的验证；其次，临床试验是

一个高失败率的过程，虽然生物技术与药物研发

企业在不断地加大对新药研发的投入，但获批的

新药数目大约每 9 年减少一半，临床试验的失败率

居高不下，新药研发的困难日渐加重；最后，不精

准的患者选择、患者招募和保留的困难，以及缺乏

有效管理和监测患者的手段，都导致高的试验失

败率并增加研发成本。

人工智能的发展为解决当前临床试验面临的

困境提供了可能。在临床试验设计、患者匹配、患

者检测以及数据共享等方面，人工智能可以全方

位地参与到临床试验决策。对于临床试验设计而

言，由于研究方案日趋复杂，数据来源不断增多，

现如今临床试验所产生的数据量是 10 年前的 3
倍，如此大的数据量，对于人工智能而言无异于一

个宝库。基于这些海量临床数据，人工智能可以

在交叉验证、回顾性验证、前瞻性验证等环节进行

预测，提升临床试验的效率和结果可靠性。在临

床试验中，将试验与患者精准匹配对于临床研究

团队和患者来说都是一个耗时且具有挑战性的过

程。人工智能为解决患者高效匹配提供了可能，

能够通过将患者已有的症状、诊断与治疗的信息

进行匹配，提高患者与临床试验之间的匹配率。

患者监测也是当前临床试验的难点，监测的不及

时与患者的不依从往往会对最终决策的准确率造
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成影响。人工智能与可穿戴式设备的结合为解决

该问题提供了有效的途径，通过算法对患者的各

种指标以及行为进行实时的监测，同时通过日常

积累的数据进行退出风险的预测，从而进行相应

的调整，提高患者参与度与保留率。临床数据的

共享也同样在临床试验中拥有着巨大作用，在以

开放数据标准支持的共享平台上对临床试验数据

进行共享与整合，可以推进协作和集成。AI 在临

床试验的各个过程中都有自己可发挥作用的潜

力，ConcertAI、Saama、PathAI 等公司更是使用 AI 为

临床试验提供更大的便利。例如，Saama 公司利用

自注意力机制促进序列内交互进行实体识别，并

基于此提出一种用于临床或生物医学研究文本中

药物和疾病实体识别以及药物不良事件提取的联

合模型［16］。可帮助快速识别研究中心、研究以及

患者等不同层面的不良事件，在实际应用中可帮

助明确和完善统计分析计划中相关定义。不局限

于随机对照试验（randomized control trial，RCT），AI
在临床试验中的应用也同样着眼于真实世界研

究。Vaidya 等［17］使用 Concerto HealthAI 数据库中

3 807 名患者的肿瘤电子病历数据，通过 ConcertAI 
测试多种动态机器学习模型，最终使用通过 330 个
特征构建的极度随机森林得到了可以根据累积的

历史临床数据动态预测转移性乳腺癌（metastatic 
breast cancer，MBC）复发风险的模型。此模型可以

帮助评估乳腺癌患者治疗过程中各个点的患者风

险和治疗方案，以及对患者进行分层以实施不同

级别的监测，在实际应用中帮助指导患者护理和

监测决策。

3 结 论 

毫无疑问，人工智能技术的发展为高效解决

很多困扰当前生物医药领域已久的问题带来了可

能。传统医学诊断仅依靠医生对于病理组织的认

知进行判断，而人工智能技术能够整合各种病理

及基因信息，对医学影像资料进行自动化解读、模

拟医生工作过程等行为进行智能诊断，解决了诊

断结果不准确、工作效率低下等问题。结合人工

智能技术对患者进行个性化分析，有助于推动个

性化诊疗，实现精准医学。人工智能技术尤其是

深度学习算法也促进了计算机辅助药物设计的发

展。各类药物相关预测模型的不断更新，增强模

型内部性能，改善了传统计算机辅助药物设计带

来的设计速度缓慢、逆合成等问题。临床试验一

直面临着过程缓慢、耗费时间精力、患者的选择以

及伦理等困难，人工智能通过对海量临床数据进

行处理验证、利用算法模型匹配患者等方法也为

临床试验及其决策提供了辅助与优化。

然而，人工智能技术在生物医药领域快速发

展的背后依然存在一些问题。大多数人工智能技

术严重依赖大量的计算资源，一定程度上限制了

人工智能方法的发展及应用。如何在保持模型预

测准确率的前提下，降低对计算资源的依赖已成

为人工智能在生物医药领域的一个研究热点。面

对海量的生物医药大数据，如何提取相关原始数

据、构建特征以整合多源、复杂、未标准化的数据

集也是人工智能技术在生物医药领域的面临的重

要任务。此外，人工智能模型中超参数搜索、内部

机制的不可解释性也在一定程度上阻碍了人工智

能在生物医药领域的发展。例如，由于模型如卷

积核的可变性、训练数据的过拟合或欠拟合等，都

会造成不可重复性和不可再现性等。通过人工智

能干预临床试验决策时，不能直接套用现有指南，

需要结合临床实际设计合理有效的决策方案。

随着人工智能技术的不断发展以及不同研究

背景人员的加入，利用传统生物医药领域的研究

方法，结合多样高效的人工智能技术，将进一步推

动生物医药领域迈向人工智能时代，为人类健康

作出重要贡献。
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