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人工智能赋能新药研发：数智药学的全链条创新实践

张智朝，朱峰*，曾苏*(浙江大学药学院，杭州  310058)

摘要：新药研发面临高淘汰率、不同模型体系间的结论传导困难、评价标准不统一等技术瓶颈。为提升研发效率，亟需创

新技术与方法。本期“数智药学—人工智能药物研发”专栏围绕靶点发现、分析检测、机制解析与实施应用全链条，展示

7 篇研究成果。通过人工智能算法优化靶点筛选，运用计算机视觉与光谱分析技术强化质量控制，整合多源数据解析药效

机制，并从组织管理层面提供量化实施路径。研究成果可以为新药研发的多场景验证与转化提供新思路与技术支撑。
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Artificial  Intelligence–Enabled  Drug  Discovery  and  Development:  End-to-End  Innovation  in  Digital
Pharmaceutics

ZHANG  Zhichao,  ZHU  Feng*,  ZENG  Su*(College  of  Pharmaceutical  Sciences,  Zhejiang  University,  Hangzhou  310058,
China)

ABSTRACT: Drug  discovery  and  development  face  high  attrition,  limited  cross-model  translatability,  heterogeneous  evaluation
standards, and long timelines and costs. To improve efficiency, new methods are required. This special issue, “Digital and Intelligent
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Pharmacy—AI-driven  Drug  Discovery  and  Development” ,  presents  seven  studies  spanning  the  full  pipeline  from  target
identification, analytical assessment, and mechanistic elucidation to implementation. The collection demonstrates: AI algorithms for
prioritizing  targets  and  candidates;  computer  vision  and  spectroscopic  analytics  to  strengthen  quality  control;  multi-source  data
integration  to  clarify  pharmacological  mechanisms;  and  organization-level  pathway  analysis  to  inform implementation.  Together,
these  studies  will  provide  practical  directions  and  technical  support  for  robust,  generalizable  translation  in  drug  research  and
development.
KEYWORDS: digital pharmaceutics; artificial intelligence; drug discovery and development; translational implementation.

新药发现始于药物靶点的识别与验证[1]，经活

性化合物筛选、先导分子优化，再到临床前药效

评估及临床试验安全性验证，最终聚焦于工艺开

发与质量控制研究。随着人工智能技术的蓬勃发

展，前沿数智技术逐渐被应用于药物研发的各个

阶段[2-3]，如何利用数智药学进行技术创新与方法

赋能，加速新药研发进程，成为当前亟待发展的

领域[4]。

新药研发链条复杂，面临多重技术挑战[5]：高

淘汰率导致资源损耗，跨模型体系的研究结果沟

通困难，各阶段评价标准缺乏统一性，以及存在

试验周期冗长与成本高昂等问题。在机制阐释层

面，需整合受体信号通路、细胞生物学及组织病

理学等多维度数据，确保研究结论在不同层级的

一致性[6-7]；在效应条件探究层面，则需构建清晰

的药物暴露与反应 (PK/PD)关系，确立可跨模型

传递的生物标志物体系。网络药理学与组学技术

可用于挖掘潜在靶点[8-9]，通过体内外功能验证实

验进行分层验证；同时，还应建立标准化效应评

价体系，以明确的检测指标与阈值标准支撑研发

决策。

在新药研发链条中，人工智能方法始终服务

于核心药学问题[10]：研发早期，可借助人工智能

算法辅助靶点筛选及候选分子优化[11]；在药物分

析中，运用计算机视觉等技术分析化学、生物学

信息，能够提升各类多模态数据的客观性与准确

性[12]；在机制研究环节，通过整合多源数据，能

够更加准确有效地挖掘关键信号通路[13]。

本期“数智药学—人工智能药物研发”研究

专栏共收录 7篇研究成果，围绕一条完整的创新

路径展开：在靶点发现与免疫学领域，提供计算

生物学支撑[14]；在药物分析与质量控制方向，开

发客观化评价工具[15-16]；在药效机制研究层面，整

合多源数据集，结合网络药理学、转录组分析及

体内外功能验证[17-19]；并从组织管理学角度，通过

路径分析为药企数字化转型提供量化参考[20]。

在靶点发现与免疫学领域，中国食品药品检

定研究院的谭德讲团队针对疫苗研发，系统综述

分子对接及动力学模拟、表示学习算法及多组学

整合技术在表位/抗原筛选、免疫原性预测中的应

用[14]。强调了计算结论需在结构、序列与系统层

获得同向支持，并进入体内外实验分层检验，以

控制跨物种与数据质量差异带来的偏差。

在药物分析与质量控制方向，厦门市食品药

品质量检验研究院的黄婧针对中药饮片真伪鉴别

及易混淆品种区分难题，采用合成图像数据集结

合对比学习算法与 YOLOv5模型，有效缓解样本

不足及类间相似性问题，可广泛应用于多个品种

中药饮片的有效识别应用[15]。浙江寿仙谷植物药

研究院有限公司的李振皓团队基于铁皮石斛粉末

质量控制需求，构建近红外光谱质量放行体系，

缩短生产周期，成功建立“数据采集—阈值判

定—质量决策”的完整质量控制链条[16]。

在药效机制研究领域，石河子大学的王丽团

队围绕木犀草素改善心肌损伤机制展开研究，通

过网络药理学分析筛选潜在靶点，结合多维验

证，最终明确 SRC/PI3K/AKT信号轴为核心作用

靶点[17]。广州医科大学的梁晓丽团队在 H1N1流

感感染模型研究中，整合转录组差异分析、核心

基因网络构建、分子对接，动力学模拟及基因集

富集分析，系统揭示药物对 NF-κB等关键信号通

路的调控作用[18]。重庆三峡医药高等专科学校的

黄玉静团队以 2-VO大鼠血管性痴呆模型为研究对

象，通过组织病理学观察、线粒体超微结构与膜

电位检测，结合蛋白与转录水平分析，构建多层

次证据链，证实 AMPK/Nrf2信号通路在复方天丝

饮干预血管性痴呆中的关键作用，并通过抑制剂

阻断实验逆向验证，显著增强跨层级研究证据的

一致性与可重复性[19]。

在组织管理学方面，山东中医药大学的牟春

兰团队基于 54家中药上市公司数据，运用模糊集

定性比较分析方法，识别出资源利用型、机会感
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知型与全面协同型 3条驱动中药企业高水平数字

化转型的路径，并揭示资金保障能力与企业成长

性及外部环境支持因素间的等效替代效应，为研

究成果的产业化落地提供组织管理学层面的量化

决策依据[20]。

本专栏以数智技术加速药物研发为主线，从

药物研发到组织管理，系统呈现系列研究成果，

为后续研究在多场景下的验证与转化奠定了坚实

基础。希望可以对研究相关方向的研究人员和药

学工作者有所帮助，加速新药开发的进程。
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