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[ 摘要 ] 人工智能（artificial intelligence，AI）技术在药物临床试验中的应用日益广泛，显著提升了试验效率，主要体现在患者招募与

分层、试验设计优化、数据处理与分析、药物警戒与安全监测等方面。然而，技术应用面临数据标准化与质量、技术可靠性与安全

性、伦理与法律责任、监管与合规层面的挑战，针对上述挑战，需要建立统一数据标准、完善技术评估体系、加强伦理审查、推动国

际监管协调，在创新发展与风险控制之间寻求平衡，为 AI 技术在药物研发领域的规范化应用奠定基础。综述了 AI 技术在药物临床试

验中的应用进展与挑战。
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[Abstract] The application of artificial intelligence (AI) technology in drug clinical trials has becoming increasingly widespread, 

significantly improving trial efficiency. This is mainly evident in areas such as patient recruitment and stratification, trial design 

optimization, data processing and analysis, and pharmacovigilance and safety monitoring. However, the application faces challenges in 

the areas of data standardization and quality, technical reliability and security, ethical and legal responsibilities, as well as regulatory and 

compliance aspects. To address these challenges, it is necessary to establish unified data standards, improve technical evaluation systems, 

strengthen ethical review, and promote international regulatory coordination. These efforts aim to strike a balance between innovative 

development and risk control and to lay a foundation for the standardized application of AI technology in drug development. This review 

summarizes the progress and challenges of AI technology in drug clinical trials.
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临床试验作为药物研发的关键环节，其质量

和效率直接影响新药上市进程。据 ClinicalTrials.

gov 数据库统计，全球临床试验注册数量呈持续

增长趋势，年度新增注册试验数万项[1-2]。近年

来，人工智能 （artificial intelligence，AI） 技术在

机器学习、深度学习、自然语言处理等领域的理

论突破与工程实践取得了显著进展，为药物临床

试验的质量提升和效率优化提供了新的技术路

径[3-5]。主要监管机构如美国食品药品监督管理局

（Food and Drug Administration，FDA）、欧洲药品管

理局（European Medicines Agency，EMA）等，正在

探索灵活且适应性强的管理方法，支持 AI 技术在

确保安全性和有效性前提下的合理应用。本文综述

了近期 AI 技术在药物临床试验中的应用进展，并

对技术应用中需要关注的关键问题进行分析，旨在

为 AI 技术在药物临床试验中的规范化应用和监管

策略制定提供参考。需说明的是，本文主要聚焦以

支持药物注册上市为目的的临床试验，研究者发起

的临床试验（investigator-initiated trial，IIT）不在讨

论范围。

1  临床试验信息化发展现状与 AI 技术的应

用契机
1.1  传统信息化平台应用现状

当前药物临床试验主要依赖于电子数据采集

系统 （electronic data capture，EDC）、临床试验管

理系统以及数据管理平台三类信息化工具。经过

多年发展，这些传统信息化工具已形成相对成熟

的技术体系：首先，其标准化程度较高，符合国

际人用药品注册技术协调会 （International Council 

for Harmonisation of Technical Requirements for 

Pharmaceuticals for Human Use，ICH） 发布的 《药

物临床试验质量管理规范》（ICH-GCP）等国际规范

要求，为临床试验的规范化管理奠定了基础；其次，

系统具备完整的审计追踪与权限管理功能，有效保

障了数据的安全性和可追溯性；此外，主流平台之

间通常设有标准化接口，有利于系统集成与数据

交换。
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1.2  AI 技术的应用契机与技术互补性

随着临床试验复杂度的提升和数据类型的多样

化，当下对信息化工具提出了新的需求。AI 技术作

为新兴的智能化手段，在以下方面可与传统信息化

工具形成技术互补。

1.2.1  数据处理能力的拓展　传统信息化工具主要

处理结构化数据，对于电子病历中的文本描述、影

像检查报告、病理切片图像等非结构化数据，需要

人工提取和编码后才能纳入分析。AI 技术能够直接

处理这些非结构化数据，自动提取关键信息并转化

为结构化特征。。例如，，自然语言处理 （natural 

language processing，NLP）技术，基于 Transformer

架构的大语言模型（如 BERT、GPT 系列）以及医

学领域专用模型（如 BioBERT、ClinicalBERT），可

自动提取电子健康记录中的病史描述、用药记录、

检查结果等非结构化文本信息；计算机视觉技术和

卷积神经网络（convolutional neural network，CNN）

可处理影像数据，实现医学影像、病理切片的自动

分析。

1.2.2  质量控制模式的转变　传统质量控制主要采

用“事后检查”模式，通过定期数据核查、现场稽

查等方式发现问题。AI 技术可将“事后检查”转向

“事前预防”。例如：机器学习分类算法（随机森林、

支持向量机、梯度提升树）等能够通过分析数据录

入模式及时发现异常数据录入行为；时序分析模型

（循环神经网络）可分析受试者的依从性，预测潜在

的脱落风险。

1.2.3  安全性监测的强化　传统药物警戒主要依靠

被动报告系统和定期安全性更新报告，在信号检测

的时效性和全面性方面存在优化空间。AI 技术能够

整合临床试验数据、真实世界数据、社交媒体信息

等多源异构数据，实现更加主动、全面的安全信号

检测。例如，，NLP 技术可用于自动提取和分类不良

事件报告，识别传统方法难以发现的安全信号；知

识图谱技术通过构建“疾病-症状-药物-基因-不良反

应”的关联网络，可实现跨数据库的语义检索和多

维关联分析。

1.2.4  决策支持的智能化   传统信息化工具主要提供

数据存储、检索及基础统计分析功能。AI 技术能够

通过分析历史数据学习内在规律，为临床试验设计

优化、患者分层与剂量调整等环节提供数据驱动的

决策支持。例如，机器学习与深度学习方法可用于

识别数据中复杂的模式与隐含的关联；强化学习通

过让智能体与模拟或实际环境进行交互来学习最优

策略，可用于支持剂量探索阶段的自适应剂量调整。

需要强调的是，AI 技术与传统信息化工具并非

替代关系，而是互补。传统工具在规范化、标准化、

可追溯性方面的优势依然是临床试验质量管理的基

础，而 AI 技术则为提升效率和深化分析提供了新

的可能。

2  AI 在药物临床试验中的应用实践
2.1  患者招募与分层

在患者招募方面，AI 通过综合运用自然语言处

理、知识图谱和深度学习等技术，能够快速识别符

合入选与排除标准的受试者。例如，IBM Watson 平

台利用 AI 技术，通过匹配患者的病史和基因特征，

简化了患者的招募流程[6]。尤其在罕见病临床试验

的患者招募中，AI 技术能够通过跨数据库检索与模

式识别，建立患者画像并构建预测模型，有望显著

缩短招募周期[7]。值得注意的是，跨数据库检索涉

及不同机构的数据访问权限及使用协议，通常需要

提前建立有效的数据共享框架。

在患者精准分层方面，由纪念斯隆凯特琳癌症

中心开发的 LORIS 系统整合了基因型、表型及生物

标志物等多维数据，从而实现了对肿瘤患者的精细

化分层[8]。基于 AI 技术的分层策略不仅有助于提升

临床试验的科学性，同时也为个体化治疗方案的制

定提供了重要支持[9]。

2.2  试验设计优化

在试验参数优化方面，AI 技术能够通过分析海

量历史试验数据，为样本量计算、终点选择及分组

策略等关键参数提供数据驱动的参考依据[10]。例如，

英矽智能公司开发的临床试验预测引擎 inClinico 借

助 AI 技术分析历史试验数据，能够预测新药从Ⅱ
期向Ⅲ期过渡的成功率，辅助研究者在启动Ⅲ期试

验前对不同设计方案进行评估[11]。在适应性试验设

计领域，AI 技术可通过实时分析中期数据，支持剂

量调整、样本量重估和终点修正等动态决策。Berry 

Consultants 开发的贝叶斯适应性平台试验 REMAP-

CAP 即利用 AI 技术持续更新后验概率，从而优化

治疗组的分配策略[12]。

然而，临床试验设计的复杂性不仅体现在科学

性上，更涉及实际可操作性。受试者依从性、研究

中心执行能力、伦理可接受度等实践因素，往往需

要依赖丰富的临床经验和情境化判断进行综合权衡。

AI 虽能从数据中提取规律，却难以充分考量这些难

以量化的现实约束因素。因此，当前更为可行的模

式是构建“AI 数据分析+专家经验审核”的协同机

制，即由 AI 提供设计参数的循证支持，再由临床

专家基于实践经验评估方案的可行性并对细节进行

优化。

2.3  数据处理与分析

在临床试验数据处理方面，由于存在大量非结
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构化数据（如文本、图像及表格等），传统处理方法

的效率相对有限。AI 语言模型可快速识别并提取关

键信息，从而显著提升数据分析效率[13-14]。威斯康

星大学开发的实时 NLP 管道系统，整合了深度学习

模型，可从电子健康记录中自动提取和处理临床数

据，在 100 例住院患者测试中灵敏度达 93%、特异

度达 92%，且能在数分钟内完成数据处理并返回

结果[15]。

在统计分析方面，AI 技术的优势主要体现在以

下两点：首先，其强大的计算能力能够高效处理大

规模数据，快速完成描述性统计、主要终点分析等

随机对照试验的常规统计任务；其次，AI 具备出色

的模式识别能力，例如深度学习算法能够识别生物

标志物之间的非线性关系，并发现传统统计方法可

能遗漏的药效预测因子[16]。

然而需要强调的是，诸如敏感性分析与异质性

分析等高级统计方法的应用，往往取决于试验设计

的固有局限性及对临床问题的深入理解。目前，AI

在识别分析需求、制定分析策略以及解释结果差异

等方面的能力仍较为有限。因此，同样需要采用

“AI+专家”协同工作模式。

2.4  药物警戒与安全监测

传统的药物警戒主要依赖被动报告系统，存在

报告延迟、信息不完整等问题。AI 技术能够主动监

测多种数据源，实现更加及时和全面的安全性监测。

FDA 药物评估和研究中心开发的信息可视化平台利

用 AI 技术分析药物上市后的安全性数据，能够快

速处理大量的不良事件报告，提高安全信号检测的

效率和准确性[17]。在真实世界数据监测方面，AI 技

术还能够分析社交媒体、在线健康社区等非传统数

据源，多源数据整合分析为药物安全性监测提供了

新的途径和手段[18]。AiCure 公司开发的患者监测系

统通过智能手机和可穿戴设备，实时监测患者的用

药依从性和各项生理指标[19]。AI 技术在安全性监测

中的核心价值在于实现“被动监测”向“预测性监

测”的转变，实现持续、全方位的安全监测，这符

合现代药物警戒体系的发展要求。

3  挑战分析与思路
当前，AI 技术在药物临床试验中的应用可能

面临 4 个层面的挑战：①数据标准化与质量问题是

基础层面的挑战，直接影响 AI 技术的应用效果；

②技术可靠性与安全性是核心层面的挑战，关系到

AI 技术的科学性和实用性；③伦理与法律责任是保

障层面的挑战，关系到 AI 技术应用的合规性；④
监管与合规是系统层面的挑战，影响 AI 技术的推

广应用，见图 1。

3.1  技术可靠性与安全性挑战

AI 算法（尤其是深度学习模型）所具有的“黑

箱”特性，是其在临床试验应用中面临的首要可靠性

挑战。在临床试验的监管环境下，任何可能影响试验

结果的技术都必须具备充分的透明度和可解释性，特

别是在高风险应用场景（如直接影响患者安全的决策

支持、剂量调整建议等）中，监管机构对可解释性的

要求更为严格。例如，FDA 在审查某一 AI 药物警戒

系统时，不仅要求开发者提供安全信号检测结果，还

需要其通过沙普利加性解释 （SHapley Additive 

exPlanations，SHAP）等可解释性 AI 算法，详细阐

述算法的特征选择逻辑与决策路径[20]。

从科学视角来看，完全透明的算法实现并非总

是可行，建立科学且合理的验证体系更为关键。为

应对 AI 模型与算法带来的挑战，可采取以下综合

措施：①建立与 AI 技术特点相适应的分层评估体

系，针对不同风险等级和应用场景设定可解释性要

求，包括模型级解释[如注意力机制可视化、基于

SHAP 或模型无关的局部解释 （Local Interpretable 

Model-agnostic Explanations，LIME）的特征重要性

分析]、数据级解释（通过对抗样本测试与数据溯源

确保训练数据的代表性与质量），以及系统级解释

（构建“人机协同”决策机制，使 AI 在输出预测时

同步提供置信度评分与决策依据摘要）；②构建涵盖

技术性能（如准确性、稳定性、鲁棒性）、临床适用

性（真实场景下的有效性与实用性）和合规性（符

合法规与标准要求）的多维度算法验证体系；③建

立对已部署 AI 系统的持续跟踪与性能评估机制，

以确保其长期稳定与可靠。

3.2  数据标准化与质量挑战

当前临床试验所涉及的数据来源多样，不同

EDC、医院信息系统及实验室信息系统所生成的数

据在格式、编码和存储方式等方面均存在明显差异。

尽管以大规模预训练语言模型为代表的先进 AI 算

法已具备一定处理异构数据的能力——例如，通过

预 训 练 医 学 领 域 专 用 模 型 （如 BioBERT、

ClinicalBERT） 可辅助识别多系统中的等效术语、

进行数据格式转换，以及构建跨数据库的语义映射

——然而，建立覆盖多语言、多编码体系的医学知

识库工程浩大，模型需随着医学术语的更新而持续

迭代，且还需针对不同地区的数据标准差异进行定

制化适配。此外，数据质量问题是制约 AI 应用成

效的关键因素，临床试验数据本身具有高度复杂性，

数据缺失、录入错误及逻辑不一致等现象会直接影

响 AI 算法的训练效果与预测准确性。为应对上述

挑战，国际监管机构已有可借鉴经验：美国、日本

等多国监管机构均要求或推荐采用临床数据交换标
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准协会标准提交临床试验数据，以提升数据的互操

作性。借鉴这些实践，一方面，建议建立统一的临

床试验数据标准体系，推动主流 EDC 系统与 AI 平

台的接口标准化；另一方面，建立数据质量评估和

认证的相关机制，建议只有通过质量认证的数据才

用于关键的 AI 应用。

3.3  伦理与法律责任挑战

AI 算法在临床试验中的应用面临 3 个层面的伦

理与法律挑战：一是算法公平性与偏见控制，二是

数据隐私与安全保护，三是法律责任归属。

偏见的来源可能包括：①数据偏见，训练数据可

能存在人群代表性不足（如特定种族、年龄段样本缺

失）、标注偏见（标注者的主观判断）等问题；②算

法偏见，包括特征选择偏见（过度依赖某些易获取但

可能存在歧视性的特征）、优化目标偏见（算法优化

整体准确率可能牺牲少数群体的预测性能）。在法律

责任归属方面，当 AI 做出错误决策时，涉及算法开

发者、临床试验申办方、研究者等多方主体的责任界

定，传统的产品责任法律框架可能不完全适用。

为应对上述多方面挑战，国际监管机构已有相

关实践：①在算法公平性方面，欧盟《人工智能法

案》 [21]要求高风险 AI 系统进行“基本权利影响评

估”，建议建立全流程的公平性控制机制，从数据采

集、特征工程、模型选择、性能评估等环节系统控

制偏见，并针对不同人群子集单独验证模型公平性。

②在数据隐私保护方面，可借鉴欧盟通用数据保护条例

（General Data Protection Regulation， GDPR）[22] 的

“数据最小化”和“目的限定”原则，在高风险场景

优先采用“联邦学习”等隐私计算技术。③在法律

责任归属方面，可参考欧盟《人工智能法案》明确

的责任链条，明确各方主体在 AI 技术应用中的责

任和义务，特别是针对持续学习算法建立动态责任

图1  AI技术在药物临床试验中的多层面挑战分析框架
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认定机制。

3.4  监管与合规挑战

当下，各国监管机构均在探索适合本国国情的

监管框架。但由于法律传统、产业发展阶段、风险

容忍度等方面的差异，各国在监管理念、审评机制、

数据要求等方面呈现出政策差异（见表 1）。

FDA 通过突破性认定程序和真实世界证据体

系，为高价值 AI 技术提供加速审评通道，体现了

在创新激励与安全监管之间寻求动态平衡的策略。

EMA 采取“审慎原则”，《人工智能法案》建立了严

格的风险分类体系（不可接受风险、高风险、有限

风险、最小风险），强调伦理审查、数据保护和透明

度要求。中国注重应用场景的明确和试点经验的积

累，《药品监管人工智能典型应用场景清单》明确了

15 个优先应用场景。

监管差异为跨国临床试验带来了复杂性，同一

AI 工具可能在不同市场面临不同的技术要求和审评

标准。为应对这些挑战，需要建立协调机制，国际

上已有一些成功经验可供借鉴：①推动建立多边数

据标准协调平台，可考虑以 ICH 为平台推动建立

《AI 临床试验数据标准白皮书》，统一多源数据的格

式、编码与传输协议，从技术层面解决数据标准化

问题；②建立国际监管信息共享平台，通过国际药

品监管机构联盟、世界卫生组织等多边平台定期交

流 AI 技术审评案例、风险信号和监管经验。

4  结语
AI 技术在药物临床试验中的应用正在从“探索

阶段”向“规范化应用”转变。AI 在患者招募与分

层、试验设计优化、数据处理与质量控制、药物警

戒与安全监测等关键环节的应用效果已通过实践得

到证实，为提升临床试验质量和效率提供了有力支

撑。然而，AI 技术的全面应用仍面临数据标准化与

质量、技术可靠性与安全性、伦理与法律责任、监

管与合规等多层面挑战。这些挑战相互关联、影响

递进，需要统筹考虑、分阶段推进：短期聚焦数据

标准化和技术评估体系建设，中期完善法律法规框

架和国际监管协调，长期形成完整的 AI 技术发展

生态系统。展望未来，通过科学合理的监管政策引

导，在创新激励与风险控制之间寻求平衡，将有力

促进 AI 技术在药物临床试验领域的健康可持续

发展。
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