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报告导读：
近年来，随着我国技术的不断革新和发展，以及人工智能和医药研发领域利好政策的不断出台，给制药公司的传统

商业模式带来了挑战和机遇。目前，人工智能被主要应用在新药研发的靶点发现和化合物筛选环节，能有效提高新
药研发的成功率，为生物制药行业节省数十亿美元。在部分发达国家，已有 AI 研发的药物处于临床阶段，而我国

在该领域处于发展初期，技术能力存在不足，但市场潜力巨大，属于值得投资者关注的蓝海领域。

投资要点：
 仅以 AI 技术作为药物研发的辅助的公司：由于进入行业的壁垒不高，技术上以迭代为主，市场潜力不大，所

以不建议投资；

 提供 AI+药物研发外包服务的公司：部分公司是刚从第一阶段过渡到第二阶段，模式还不成熟，针对目前处

于该阶段且有向第三阶段发展趋势的公司，建议深入了解公司是否有研发成果，作为评估投资价值的依据；

 利用 AI 进行药物的自主研发的公司：目前无论国内外都没有完全利用人工智能技术研发出的药物上市，建议

中长期观望公司和行业的发展状况，看未来是否有药物上市的可能。
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1. 人工智能药物研发行业概述

1.1. 核心要素简介

人工智能药物研发指的是在药物研发过程中引入人工智能技术。

图 1：核心要素导图

资料来源：华医资本

1.1.1. 人工智能

1.1.1.1人工智能定义
人工智能是一个以技术为基础的系统，包括各种先进的工具和网络，可以模仿人类的智能。同时，它不会威胁

到完全取代人类的存在。人工智能利用能够解释和学习输入数据的系统和软件，为实现特定的目标做出独立的决定。
人工智能在医药领域的应用正在不断扩大。

人工智能涉及多个方法领域，如推理、知识表示、解决方案搜索，其中包括机器学习（ML）的基本范式。ML
的一个子领域是深度学习（DL），它涉及人工神经网络（ANN）。它们包括一组相互关联的复杂计算元素，涉及类似
于人类生物神经元的“感知”，模拟人类大脑中电脉冲的传输。神经网络涉及各种类型，包括多层感知器（MLP）网
络、递归神经网络（RNNs）、和卷积神经网络（CNNs）。更复杂的形式包括 Kohonen网络、RBF网络、LVQ网络、
反向传播网络和 ADALINE网络。

图 2：人工智能方法域
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资料来源：公开资料

人工神经网络（Artificial Neural Network，ANN） ，又称为多层感知器（Multi-Layer Perceptron, MLP）是一
种旨在模仿人脑结构及其功能的脑式智能信息处理系统。通常以数学和物理的方法以及信息处理的角度对人脑神经
网络进行抽象，并建立某种简化模型。简单的讲，它是一种数学模型，可以用电子线路来实现，也可以通过计算枧
程序来模拟，是人工智能的一种研究方法。ANN的强大之处在于，它拥有很强的学习能力。在得到一个训练集之后，
它能通过学习提取所观察事物的各个部分的特征，将特征之间用不同网络节点连接，通过训练连接的网络权重，改
变每一个连接的强度，直到顶层的输出得到正确的答案。ANN的核心成分是人工神经元。每个神经元接收来自其他
几个神经元的输入，将它们乘以分配的权重，将它们相加，然后将总和传递给一个或多个神经元。一些人工神经元
可能在将输出传递给下一个变量之前将激活函数应用于输出。

循环神经网络（Recurrent Neural Network, RNN）是一类以序列数据为输入，在序列的演进方向进行递归
（recursion）且所有节点（循环单元）按链式连接的递归神经网络，RNN与 ANN的区别在于，RNN在隐藏状态上
有一个循环连接，此循环约束能够确保在输入数据中捕捉到顺序信息。

图 3：架构角度上 RNN和 ANN的区别

资料来源：公开资料

卷积神经网络（Convolutional Neural Network , CNN）目前在深度学习领域非常热门。这些 CNN模型被应用
于不同的应用和领域，在图像和视频处理项目中尤其普遍。基础的 CNN由卷积(convolution), 激活(activation), and
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池化(pooling)三种结构组成。CNN输出的结果是每幅图像的特定特征空间。

图 4：不同神经网络之间的区别

资料来源：公开资料

1.1.1.2人工智能的发展和特点

自从 1956 年人工智能诞生以来，它经历了从高潮到低潮的各个阶段。最近的低潮发生在 1992 年，当时日本
的第五代计算机并未取得成功，其后人工神经网络热潮在 20 世纪 90 年代初退烧，人工智能领域再次进入低潮期。
直到 2006 年，Geoffrey Hinton提出了深度学习的概念并改进了模型训练方法，突破了神经网络的长期发展瓶颈，
人工智能的发展迎来新一轮浪潮。此后，国内外众多知名大学和知名 IT 公司开展了深度学习、强化学习、迁徙学习
等一系列新技术的课题研究。同时，智能医疗、智能交通、智能制造等社会发展的新需求驱动人工智能发展进入了
一个新阶段。

人工智能基于先进的机器学习、大数据和云计算，在感知智能、计算智能和认知智能方面具有强大的处理能力。
它以更高水平接近人的智能形态存在，主要特点包括: ①从人工知识表达到大数据驱动的知识学习技术。②从多媒
体数据的子类处理到跨媒体交互。③从追求智能机器到高层人机协作。④从关注个人智能到基于网络的群体智能。
⑤从拟人机器人到更广泛的智能自我处理系统。

数据是人工智能的关键，而药物研发领域数据密集，这让人工智能有了用武之地。人工智能不仅能够挖掘出不
易被发现的隐性关系，构建药物、疾病和基因之间的深层次关系。同时，可对候选化合物进行虚拟筛选，更快地筛
选出具有较高活性的化合物，为后期临床试验做准备。

人工智能已进入深度学习的时代，驱使着它深度应用到人们生活中的各个领域，提高人们的生活质量，其中人
工智能在医药领域内得到越来越多的关注，在未来药物研发的过程中占据的地位也会越来越重要，本文重点介绍了
人工智能在药物研发过程中的应用。

1.1.2. 药物研发过程

药品研发包括药物研发及研究、临床前药学实验、工艺合成、临床实验、商业化生产等 5个阶段，其中，新药
开发费用大约三分之一是用于新药发现和临床前阶段，历时五到六年，一般来说筛选一万个小分子只有十个左右能
进入临床试验，并且进入临床一期试验的成功率略低于 10％，由此可见提高新药发现成功率对药物开发的重要性，
又由于目前人工智能主要应用于临床前阶段的研究方向，即药物发现与研发阶段，所以本节主要介绍药品研发在临
床前的流程。
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图 5：药品研发的不同阶段

资料来源：公开资料

1.1.2.1发现阶段—药物作用靶点以及生物标记的选择与确认

早期人们对药物作用靶标认识有限，往往只知道有效，但不知如何起效。比如，百年来，人们知道阿司匹林(aspirin)
具有解热、消炎、止痛、抗血栓，甚至抗癌作用。直到 1971年，英国人 John R. Vane 在《Nature》期刊发文才阐
明了 Aspirin作用机理为抑制前列腺素合成，并于 1982荣获 Nobel生理和医学奖。

现代生物医学的研究进展，以及人类基因图谱的建立，让人类对疾病的机理了解更加准确，为新药开发提供了
明确的方向、具体的靶标。

1.1.2.2发现阶段—先导化合物的确定

一旦选定了药物作用的靶标，药物化学家(medicinalchemist)首先要找到一个对该靶标有作用的化合物。这个化
合物可以来自天然产物(动物、植物、海洋生物);也可以是根据靶标的空间结构，计算机模拟设计、合成的化合物;还
可以根据文献报道或以前其它项目的研究发现。比如，某一类化合物具有作用于该靶标的药理活性或副反应等等。
治疗勃起障碍的药物 Viagra就是由其副作用开发而成。

目前中国常用的方法是跟踪国外研发机构对某一靶标的药物开发，以他们的化合物作为先导，希望设计出更优
秀的化合物。

1.1.2.3发现阶段—构效关系的研究与活性化合物的筛选

围绕先导化合物，设计并合成大量新化合物，通过对所合成化合物活性数据与化合物结构的构效关系分析，进
一步有效的指导后续的化合物结构优化和修饰，以期得到活性更好的化合物。

1.1.2.4发现阶段—候选药物的选定

通过构效关系研究，几轮优化所有筛选出来的满足基本生物活性的最优化合物，一般就选作为候选药物，进入
开发。候选药物确定后，新药研发就进入开发阶段。

1.1.2.5研发阶段—化学、制造和控制

新药开发工作的第一步是原料药合成工艺研发，这是一个不断改进、完善的过程。第一批提供的原料药主要用
于毒理研究(100—1000g)，要求是越快越好，成本不是主要考虑因素。因此，只要药化路线能够实现毒理批合成，
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