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FDA与EMA联合发布《人用药品和生物制品研发
中人工智能良好实践指导原则》解读
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【摘要】2026年 1月 14日，美国食品药品管理局（FDA）与欧洲药品管理局（EMA）
联合发布了《人用药品和生物制品研发中人工智能良好实践指导原则》，这是全球两大主要

药品监管机构首次就人工智能（AI）在药物研发中的应用达成共识性框架。该文件提出了

10条核心原则，涵盖AI系统从设计、开发、评估到全生命周期管理的完整流程，为制药行

业运用AI技术赋能药品研发提供了监管期望的明确指引。本文系统解析该指导原则的发布

背景、核心内容与监管逻辑，并在此基础上提炼出5个贯穿始终的核心思维模型：风险-收
益平衡、全生命周期管理、可追溯性与透明性、多学科协作、证据生成与验证。基于这5个

模型，文章从“分层递进”“原则导向、弹性适应”“以终为始的闭环思维”3个维度揭示文

件的核心特点，并结合对AI辅助制药产业的现实观察，论述该文件对制药行业的实践指导

价值、合规挑战与研发模式重塑。研究认为，该指导原则标志着药品监管从“被动接受”

向“主动引导”AI技术应用的范式转变；未来AI辅助制药领域的竞争将不再是算法精度的

军备竞赛，而是上述5个思维模型内化程度的比拼。早期采纳这些原则的企业有望在监管互

动中获得战略先机。该文件为全球AI辅助制药监管协调奠定了重要基础，对中国构建自主

的AI辅助制药监管框架亦具有启示意义。
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【Abstract】 On January 14, 2026, the U. S. Food and Drug Administration (FDA) and the 
European Medicines Agency (EMA) jointly released the Guiding Principles of Good AI Practice in Drug 
Development, marking the first consensus framework reached by the world's two major pharmaceutical 
regulatory authorities on the application of artificial intelligence (AI) in drug development.
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document outlines 10 core principles that cover the entire lifecycle of AI systems, from design and development to 
evaluation and management. It provides clear guidance on regulatory expectations for the pharmaceutical industry 
to leverage AI technology to empower drug development. This paper systematically analyzes the release background, 
core content and regulatory logic of these guiding principles, and on this basis extracts 5 core thinking models that 
run through them: risk-benefit balance, lifecycle management, traceability and transparency, multidisciplinary 
collaboration, and evidence generation and validation. Based on these 5 models, the article reveals the core 
characteristics of the document from 3 dimensions: "progressive layering", "principle-oriented and flexible adaptation", 
and "end-to-start closed-loop thinking". Drawing on practical observations of the AI assisted pharmaceutical industry, 
the paper discusses the practical guidance value for the pharmaceutical industry, compliance challenges, and the 
reshaping of drug development models. The study concludes that these guiding principles signify a paradigm shift 
in pharmaceutical regulation from “passive acceptance” to “active guidance” of AI technology applications. Future 
competition in the AI assisted pharmaceutical field will no longer be an arms race of algorithmic accuracy, but rather 
a contest of the degree of internalization of the above 5 thinking models. Companies that adopt these principles at 
an early stage are likely to gain a strategic advantage in their interactions with regulators. This document lays an 
important foundation for global regulatory coordination of AI assisted pharmaceutical development and also holds 
enlightening significance for China in building its own AI assisted pharmaceutical regulatory framework.

【Keywords】 U.S. Food and Drug Administration; European Medicines Agency; Artificial intelligence; 
Drug development; Guide principles; Regulatory science

人工智能（artificial intelligence，AI）在药物

研发领域的渗透正以前所未有的速度推进。从早

期的靶点发现、分子设计，到临床前研究、临床

试验设计，再到上市后的药物警戒和真实世界证

据分析，AI已逐步嵌入药品研发的全链条。根据

GlobalData 药物数据库的统计，截至 2024 年 11
月，AI已被用于开发或重新定位超过 3 000种药

物［1］。与此同时，风险投资领域对 AI 辅助制药

的关注度持续升温，数据显示 2014 年至 2024 年

间，涉及AI的融资交易增长超过400%［2］。然而，

技术应用的先行与监管规则的滞后形成了鲜明对

比。制药企业在研发流程中广泛部署AI系统，但

监管机构长期以来缺乏统一的评估框架来审评这

些 AI 生成证据的可靠性与可信度［3］。这种监管

真空不仅给企业的合规工作带来不确定性，也可

能影响患者安全这一药品监管的根本目标。

欧美监管机构此前已分别就AI在药品研发中

的应用展开探索。欧洲药品管理局 （European 
Medicines Agency，EMA）于2024年9月发布了一

份AI反思文件，详细阐述了从药物发现到上市后

各阶段应用AI的监管考量，明确指出需尽快确定

相关监管原则［4］。美国食品药品管理局 （U.S. 
Food and Drug Administration，FDA）亦曾发布相

关建议清单，强调“向申办方和其他相关方提供

关于使用AI生成信息或数据的建议”，以支持药

物安全性、有效性和质量的监管决策［5］。然而，

分散的单边行动难以应对 AI 技术的跨国应用特

性。制药企业的研发活动往往跨越多个司法管辖

区，若欧美等主要市场采用差异化的监管要求，

将导致企业面临碎片化的合规负担，不利于技术

创新和全球同步研发［6］。因此，通过FDA-EMA
双边会议机制推动跨大西洋监管协调，成为当下

必然选择。

在此背景下，FDA下属的药品评价与研究中

心和生物制品评价与研究中心与EMA联合制定的

《人用药品和生物制品研发中人工智能良好实践

指导原则》（Guiding Principles of Good AI Practice 
in Drug Development） 于 2026 年 1 月 14 日正式发

药监管指导文件，标志着“欧盟与美国在新型医

疗技术领域重启合作的第一步”［7］。

布［4-5］。该文件是首个欧美联合发布的AI辅助制

欧洲卫生与

动物福利专员 Olivér Várhelyi 在评价该文件时指

出：“药物研发中人工智能良好实践指导原则，

是欧美在新型医疗技术领域重启合作的第一步。

这些原则很好地展示了我们如何在大西洋两岸共

同努力，在全球创新竞赛中保持领先地位，同时

确保最高水平的患者安全”［7］。该文件定位为高

层面原则性指引，为AI在药物研发全生命周期中

的应用提供指导，旨在“为未来各司法管辖区的

监管指南、国际标准化组织和其他协作机构的工
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作奠定基础”［5］。虽然不具有强制约束力，但其

作为未来国际标准制定的蓝本意义重大［8］。
本文旨在系统解析该指导原则的发布背景与

文件定位、深入阐释10条指导原则的核心内涵与

监管逻辑，并在此基础上提炼出贯穿始终的 5个

核心思维模型——风险-收益平衡、全生命周期管

理、可追溯性与透明性、多学科协作、证据生成

与验证。进而文章基于这 5个思维模型，对文件

的核心特点、监管意图进行深度分析，从“分层

递进” “原则导向、弹性适应”“以终为始的闭

环思维”3个维度揭示其内在逻辑；同时，结合

对AI辅助制药产业的现实观察，独立判断论述该

文件对制药行业的实践指导价值、合规挑战与研

发模式重塑，并对国际监管协调的示范效应、从

原则到实践的演进路径、新兴技术带来的监管挑

战，以及对我国药品监管的启示进行系统展望。

1　指导原则的发布背景与定位

1.1　监管机构的核心关切
在AI技术加速渗透药品研发的背景下，监管

机构面临的核心挑战在于：如何在鼓励创新的同

时确保患者安全。文件明确指出，AI技术“有望

支持多管齐下的方法，促进创新，缩短上市时

间，加强监管卓越和药物警戒，并通过改进对人

体毒性和疗效的预测，减少对动物试验的依

赖”［5］。但与此同时，AI系统的特殊性给传统监

管模式带来挑战：黑箱问题使决策过程难以追

溯；数据依赖性要求对训练数据的质量提出更高

标准；模型的持续演化特性与静态验证的传统范

式不相适配［3］。因此，监管机构的核心关注可概

括为：确保监管决策所依据的AI生成信息的可靠

性［6］。这要求 AI 系统的开发、验证和使用过程

具备足够的透明度、可追溯性和可解释性，使监

管机构能够评估其产生的证据是否足以支持药品

安全性、有效性和质量的结论。

1.2　文件的制定过程
该指导原则的制定依托于 FDA-EMA 双边会

议机制［7］。此前，2家机构分别发布了各自的AI
相关文件：EMA 2024 年 9 月的反思文件［4］以及

FDA 的系列建议清单［5］。通过工作组的持续磋

商，最终于2026年1月达成共识性文件［8］。
文件起草过程中汲取了既有实践经验的提

炼，特别是欧洲生物技术数字化监管框架的构建

工作［1］。同时，文件的定位也与国际监管协调的

总体方向相契合——与美国、英国、加拿大此前

采 纳 的 良 好 机 器 学 习 实 践 （Good Machine 
Learning Practices，GMLP）指导原则以及国际医

疗器械监管机构论坛 （The International Medical 
Device Regulators Forum，IMDRF）的相关文件形

成呼应［2］。
1.3　文件的性质与定位

明确理解该文件的性质对于正确把握其应用

价值至关重要。该文件是“高层面原则性文件”，

而非正式的行业指南，因此不具强制约束力。监

管机构将其定位为“为未来各司法管辖区的监管

指南、国际标准化组织和其他协作机构的工作奠

定基础”。这意味着该文件旨在提供核心概念框

架，确保不同AI应用场景下的灵活性，而非制定

具体、详尽的操作规程。

这种定位反映了监管机构的审慎态度：在AI
技术快速演进的阶段，过早制定刚性规则可能限

制创新或迅速过时。通过发布原则性文件，监管

机构既向行业传递了明确的期望方向，也为未来

逐步细化规则保留了空间。

1.4　适用范围
该文件适用于生成或分析证据的AI系统，覆

盖“非临床、临床、上市后和制造阶段”等药品

生命周期的各个环节。适用对象包括药物开发

者、上市许可申请人和持有人。具体而言，这些

原则可应用于多种场景：AI赋能的临床试验设计

和患者招募；机器学习驱动的药物警戒与信号检

测；支持监管和上市后决策的真实世界证据分

析；用于制造过程控制和质量保证的预测性AI工
具等。这一广泛适用性体现了文件作为“元框

架”的属性——各领域的具体应用可在原则框架

下发展更为细化的操作指南。

2　指导原则的系统解析

2.1　原则1：设计以人为本（human-centric 
by design）
2.1.1　核心内涵

AI系统的设计应遵循伦理和以人为中心的价

值观，确保人类对关键决策的适当监督和控制，

尊重患者权益、保障公众健康。

2.1.2　监管逻辑
该原则强调技术工具性与人的主体性的关
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系。AI在药品研发中应服务于最终改善患者健康

的目标，而非为技术而技术。关键决策（如涉及

患者安全的判断）必须保留人类监督，防止算法

完全自主运行可能带来的风险。

2.1.3　实践意义
企业需在 AI 系统的设计初期即嵌入伦理考

量，而非事后补救。在人机交互界面设计中应考

虑用户体验和可理解性，建立清晰的人机协作机

制。在涉及患者数据使用时，需尊重患者的知情

同意权利。

2.2　原则 2：采用基于风险的管理方法
（risk-based approach）
2.2.1　核心内涵

基于应用场景确定风险管理策略，风险考量

应贯穿验证、缓解措施和监督全过程。风险等级

的划分应与AI系统对患者安全和药品质量的影响

程度相匹配。

2.2.2　监管逻辑
该原则体现了监管的“比例原则”——监管

措施的严格程度应与风险等级相适应。用于支持

关键临床试验决策的AI系统，其风险管理要求应

显著高于用于内部文献检索的辅助工具。

2.2.3　实践意义
企业需建立风险分类框架，将AI应用按其对

患者安全、数据完整性和监管决策的影响程度分

级。高风险应用需更严格的验证和持续监控，低

风险应用可采取简化管理措施，从而实现资源的

优化配置。

2.3　原则 3：严格遵循相关标准规范
（adherence to standards）
2.3.1　核心内涵

遵守适用的法律、科学、监管和其他相关标

准，关注并采用最新的AI技术标准和良好实践。

2.3.2　监管逻辑
AI应用不能脱离现有药品监管体系的基本要

求。同时，AI领域自身也在快速发展，新的技术

标准不断涌现，监管机构鼓励企业关注并采纳这

些标准，以推动行业共识的形成。

2.3.3　实践意义
企业需确保AI应用同时满足药品研发的既有

规范，如GxP （医药行业中一系列质量管理规范

的统称）要求，以及AI领域的专用标准。积极参

与国际标准制定，推动AI辅助制药专用标准的形

成，也是前瞻性布局的重要策略。

2.4　原则4：明确技术应用场景边界（clear 
context of use）
2.4.1　核心内涵

AI技术应有明确定义的角色和使用范围，清

晰界定AI系统在药品研发中的具体任务和预期用

途。场景边界的确定应基于充分的科学依据和验

证数据。

2.4.2　监管逻辑
该原则旨在防止AI系统的用途泛化和超出设

计范围的误用。监管机构需要理解AI系统在具体

决策中的作用权重——其仅提供辅助信息，还是

直接影响关键结论？这一定位直接影响后续的验

证要求和审查深度。

2.4.3　实践意义
企业需为每个AI应用明确定义其“应用场景

边界”，包括输入输出范围、预期用户、决策权

重等。这为后续验证和性能评估提供了明确的基

准，也便于监管机构评估AI系统的可信度。

2.5　原则 5：整合多学科专业技术力量
（multidisciplinary expertise）
2.5.1　核心内涵

AI系统的开发应整合多学科专业知识，涵盖

药物研发、临床医学、数据科学、软件工程、法

规事务等领域。跨学科协作应贯穿系统设计、开

发、验证和部署全流程。

2.5.2　监管逻辑
AI在药品研发中的应用本质上是一个交叉领

域问题。纯技术导向的开发模式可能忽略药物研

发的特殊需求或监管要求，导致生成的AI系统虽

然技术指标优异，但无法在真实场景中有效使用。

2.5.3　实践意义
企业需建立跨职能团队，确保领域知识与AI

技术的深度融合。法规事务专业人员应在AI系统

开发早期介入，就监管期望与技术要求进行沟

通，避免后期发现合规问题难以纠正。

2.6　原则6：强化数据治理与全流程文档记
录（data governance and documentation）
2.6.1　核心内涵

建立健全的数据治理体系，确保数据质量、

完整性和安全性。保持详细且可追溯的记录：数

据来源、预处理步骤、模型训练过程等，符合

GxP对文档记录的要求。
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2.6.2　监管逻辑
数据溯源能力是监管审查的基础。当监管机

构需要评估AI生成证据的可信度时，能否追溯数

据的来源、处理过程和模型训练决策至关重要。

这也是药品研发中可重复性要求的具体体现。

2.6.3　实践意义
企业需建立覆盖数据采集、标注、存储、使

用和销毁全周期的治理框架。文档记录应足够详

细，使得一个独立第三方能够基于文档重现模型

的训练和验证过程。“端到端的可追溯性”被视

为该原则最核心的实践要求。

2.7　原则 7：规范模型设计与开发流程
（model design and development practices）
2.7.1　核心内涵

遵循模型和系统设计的最佳实践，包括软件

工程原则。确保模型架构的选择与预期应用场景

相匹配，开发过程应体现可重复性、透明性和质

量控制。

2.7.2　监管逻辑
良好的开发实践是模型性能和可靠性的内在

保障。与传统软件不同，AI系统的行为不仅由代

码决定，还受训练数据和算法选择的影响，因此

开发过程的规范性尤为关键。

2.7.3　实践意义
企业需将软件工程的最佳实践引入AI开发流

程，包括版本控制、代码审查、单元测试、持续

集成等。对于持续演进的AI系统，变更管理和版

本追踪至关重要。

2.8　原则 8：开展基于风险的性能评估
（risk-based performance assessment）
2.8.1　核心内涵

基于风险原则对AI系统进行性能评估，评估

应涵盖完整系统，包括人机交互环节。使用与应

用场景相关的指标和数据，确保评估的相关性和

有效性。

2.8.2　监管逻辑
性能评估不能仅关注模型的技术指标（如准

确率、F1-score），而应结合应用场景考察其实际

效用。同时，人机交互环节也是评估的有机组成

部分——即便模型本身性能优异，若用户无法正

确理解其输出，仍可能导致错误决策。

2.8.3　实践意义
企业需设计与应用场景目标对齐的评估方

案。评估指标的选择应与临床或研发任务目标对

齐，而非仅关注技术指标。定期评估和持续监

测，及时发现和排查问题。真实世界数据的回溯

性验证也可作为补充评估手段。

2.9　原则9：实施全生命周期动态管理（life 
cycle management）
2.9.1　核心内涵

AI系统采用全生命周期管理方法，基于风险

的质量监督应贯穿始终。定期重新评估，确保系

统在持续使用中的性能和可靠性，应对数据漂移

等问题。

2.9.2　监管逻辑
AI系统不同于传统软件——后者的验证是一

次性的，而AI系统随着应用环境的变化可能发生

性能衰减。概念漂移、数据漂移等问题若不及时

发现和纠正，可能导致系统在部署后逐渐失效。

2.9.3　实践意义
企业需建立持续监控机制，对部署后的AI系

统进行定期评估。重大变更（如模型更新、数据源

变化）需重新验证。监管机构期望看到的是对“持

续可靠”的保障，而非仅对“静态版本”的验证。

2.10　原则10：保障信息传递清晰且具备
必要性（clear, essential information）
2.10.1　核心内涵

AI输出的信息应以清晰易懂的方式呈现给用

户和患者，解释技术的用途、性能、局限性和可

解释性。信息传递应具备针对性，满足不同受众

的信息需求。

2.10.2　监管逻辑
透明性是建立用户信任的基础，也是知情同

意的组成部分。患者和医务人员需要理解AI系统

的作用和局限性，才能做出知情的决策。局限性

披露有助于防止对AI输出的过度依赖或误读。

2.10.3　实践意义
企业需根据不同受众（患者、医生、监管机

构）的信息需求，设计差异化的信息披露方案。

面向监管机构的信息传递应侧重于模型开发和验

证的关键证据；面向患者的信息则应通俗易懂，

明确说明AI的作用和局限性。

3　指导原则的核心特点与监管意图

3.1　核心思维模型：5个认知框架
纵观FDA与EMA联合发布的10条指导原则，
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其背后隐藏着一套连贯的监管哲学。这套哲学并

非简单罗列要求，而是建立在 5个核心思维模型

之上［9-11］。理解这些思维模型，是把握该指导原

则真正意图的关键。

3.1.1　风险-收益平衡思维 （risk-benefit 
balance）

这是所有药品监管决策的基石。在AI辅助制

药领域，该模型体现为：AI应用的监管强度必须

与其对患者安全和决策质量的影响程度相匹配。

文件中的原则1（以人为本）和原则2（基于风险

的方法）正是这一模型的直接映射。作者认为，

这一思维的合理性在于，避免了“一刀切”式的

过度监管扼杀低风险领域的创新，同时也防止了

高风险应用因监管不足而威胁患者安全。然而，

挑战在于如何准确界定“风险等级”——对于全

新的AI应用场景，监管者和企业往往缺乏历史经

验来校准风险阈值。

3.1.2　 全 生 命 周 期 管 理 思 维 （life cycle 
management）

药品从研发到退市的全生命周期管理早已是

药品生产质量管理规范 （Good Manufacturing 
Practice，GMP） 和药物临床试验质量管理规范

（Good Clinical Practice，GCP）的核心。该指导原

则将这一思维延伸至AI系统——AI不是“训练1
次、永久使用”的静态工具，而是需要持续监

控、定期验证、及时纠偏的动态实体。原则 8
（持续性能评估）和原则9（生命周期管理）集中

体现了这一思维。本文认为，这一迁移是深刻且

必要的。传统药品的化学或生物活性相对稳定，

而AI模型会因数据分布变化（概念漂移）或使用

环境改变而性能衰减。行业尚未普遍建立AI模型

的“退役机制”，这将是未来合规的重点。

3.1.3　可追溯性与透明性思维 （traceability 
& transparency）

在药品生产中，批记录、偏差调查等制度确

保了每一片药的历史可查。同理，AI系统从训练

数据来源、预处理步骤、模型架构选择到每次预

测的置信度，都必须有详尽、不可篡改的记录。

原则 6 （数据治理和文档管理）和原则 10 （清晰

的基本信息）指向这一思维。本文认为，这是监

管机构对“黑箱”恐惧的制度性回应。然而，对

于基于深度学习的复杂模型，完全透明在技术上

近乎不可能。因此，合理的平衡点是：要求“可

解释的透明度”而非“完全的‘白箱’”，即提

供模型决策所依赖的关键特征和证据链，而非完

整神经元的权重。

3.1.4　 多 学 科 协 作 思 维 （multidisciplinary 
collaboration）

新药研发早已不是化学家或生物学家的独角

戏。AI的介入进一步强化了这一趋势——数据工

程师、软件架构师、临床医生、毒理学家、法规

科学家必须共同工作。原则5（多学科专业知识）

直接提出这一要求。本文认为，许多AI辅助制药

公司仍以算法人才为核心，缺乏与监管科学和临

床医学的深度融合。这导致开发的AI工具虽然指

标漂亮，但不符合临床工作流程或监管文档要

求。未来的核心竞争力，将属于那些能构建“数

据-算法-临床-法规”四轮驱动团队的企业。

3.1.5　 证 据 生 成 与 验 证 思 维 （evidence 
generation & validation）

传统上，药品有效性和安全性的证据来自严

格设计的临床试验。AI作为证据生成工具（如用

于虚拟对照臂、患者分层、不良事件预测），其输

出本身必须经过验证。原则7（模型设计和开发实

践）和原则8（风险验证）体现了这一思维。本文

认为，这是指导原则中最具前瞻性的部分。暗示

AI模型验证报告未来可能像临床试验报告一样，

成为监管申报的标准附件。那些不能提供完整验

证证据的AI工具，将被排除在关键决策流程之外。

3.2　三大特点：从罗列到内在逻辑
第一，文件呈现“分层递进”的特点。原则

1和原则2（以人为本、风险适配）构成顶层伦理

与风险管理框架；原则3至原则7（明确用途、多

学科、数据治理、模型开发）是中间层的质量保

障体系；原则 8至原则 10 （性能评估、生命周期

管理、信息透明）是底层的持续运营要求。这种

从理念到执行、从静态到动态的结构，体现了监

管机构对AI系统复杂性的深刻理解。

第二，文件具有“原则导向、弹性适应”的

特点。其未给出具体的操作清单，而是提供了一

个思维框架。这既是对AI技术快速迭代的妥协，

也是一种智慧——将具体标准的制定权留给行业

实践和后续指南，避免过早锁定不成熟的技术

要求。

第三，文件体现了“以终为始”的闭环思

维。其要求从设计之初就应该考虑全生命周期管
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理，而非开发完成后再补做验证和文档。这种逆

向思维对于习惯“快速迭代、后期修补”的AI团
队来说是一个根本性的文化冲击。

3.3　监管意图的深度解读
基于上述分析，可以判断监管机构的真实意

图远超出“促进创新”或“保障安全”的浅层

表述。

3.3.1　将AI从“技术黑箱”转化为“可审计
的工具”

监管机构的核心焦虑不是AI会不会出错，而

是出错后无法追溯原因。因此，所有原则最终都

指向“可追溯性”——谁、何时、用什么数据、

做了何种决策、产生了什么输出，必须一清二楚。

这实质上是要求AI系统具备“法证友好”的架构。

3.3.2　倒逼企业建立系统化的AI治理体系
单点技术突破不再是护城河。未来，企业能

否通过监管审查，取决于是否建立了覆盖数据、

模型、验证、文档、监控的完整治理体系。这要

求企业从“项目思维”转向“体系思维”。

3.3.3　为全球监管协调铺路
欧美联合发布本身就是一个信号：未来AI辅

助制药的监管标准将趋向统一。中国企业若忽视

国际规则，将在开拓海外市场时付出高昂的合规

成本。

3.3.4　引导行业形成“最佳实践”而非强
制规范

文件特意采用“指导原则”而非“规定”的

措辞，表明监管机构希望在技术发展早期保持灵

活性，通过行业共识自然沉淀出标准，而非自上

而下地强制推行。这是一种明智的“适应性治

理”策略。

3.4　与既有监管框架的衔接
该指导原则并非凭空产生，而是与既有监管

框架形成有机衔接。在医疗器械领域，美国、英

国、加拿大此前已采纳的GMLP指导原则为AI在
医疗领域的应用提供了早期框架［2］。IMDRF 于

2025年 1月发布的文件对机器学习实践和软件风

险文档提出了要求。本文件将这些思路拓展至药

品研发领域，延续了 GMLP 的核心逻辑。同时，

文件吸收了 EMA 2024 年 AI 反思文件的核心关

切［4］，并进一步提炼为 10 条可操作的原则。这

种“承前启后”的关系，使该文件成为AI辅助制

4　

药监管演进中的重要里程碑［12-13］。

对制药行业的影响与挑战

4.1　对企业的实践价值：从“可用”到
“可信”

该文件最大的实践价值在于，其为企业提供

了一套判断 AI 系统“可信度”的标尺。此前，

企业往往只关注模型预测准确率等技术指标。

而现在，监管要求将“可追溯”“可解释”“可

验证”提升到同等重要的地位。本文认为，这

会导致 AI 辅助制药领域的竞争维度发生转移

——单纯比拼算法精度的时代正在过去，而比拼

“合规智能”的时代正在开启。那些能够以最低

成本满足监管文档和验证要求的企业，将获得

真正的竞争优势。

4.2　行业采纳的差异化策略与合理路径
不同规模的企业应采取不同的策略，这是基

于资源禀赋差异的理性选择。

大型制药企业拥有成熟的合规体系和充足的

预算，应当“全面对齐”原则，甚至主动超越最

低要求，将AI治理嵌入企业风险管理框架。其可

以通过早期与监管机构的预提交会议，塑造规则

制定过程。例如，葛兰素史克、礼来等制药企业

已经通过与科技巨头的战略合作，将AI深度整合

至研发流程，同时建立了专门的AI合规团队。

中小企业和AI初创公司资源有限，更应采取

“风险分级、聚焦核心”的策略。不必追求面面

俱到，但必须确保用于支持关键决策（如靶点选

择、患者入组）的AI系统满足最高的验证和文档

要求。对于辅助性、非关键用途的工具，可以简

化管理。本文认为，最危险的错误是将所有AI工
具“一视同仁”地粗糙处理——要么过度投入浪

费资源，要么忽视关键风险埋下隐患。

4.3　合规挑战与应对：基于现实的可操作
性判断
4.3.1　原则的抽象性与实践细节之间的
鸿沟

10条原则每一条仅有一两句话，但落地到具

体操作可能需要数十页的标准操作规程。本文认

为，行业短期内会涌现一批“最佳实践指南”和

模板工具，类似于当年GxP的成熟化过程。企业

不必从零开始，可以借鉴先行者的经验。

4.3.2　数据溯源的基础设施投入
端到端可追溯要求强大的数据谱系系统。对
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于使用电子健康记录、真实世界数据等非结构

化、多源数据训练的模型，满足这一要求成本极

高。一个合理的应对路径是：优先对用于注册申

报的AI系统建立完整的数据谱系，对于内部研发

探索工具，可采用轻量级的版本控制和日志

记录。

4.3.3　跨学科团队的构建成本
许多AI公司缺乏药物研发背景的法规专家和

临床医生。本文观察到一个趋势：头部企业开始

设立“AI法规事务官”职位，专门负责弥合算法

团队与监管要求之间的鸿沟。中小企业可以通过

外包或顾问服务弥补能力不足。

4.3.4　动态管理的持续性投入
AI系统上线后需要持续监控性能衰减。这要

求企业建立自动化的模型性能监测仪表板，并设

定触发重新验证的阈值。经判断，这一要求将催

生新的第三方服务市场——AI模型监控即服务。

4.4　对研发模式的重塑：从“辅助”到
“核心”

指导原则最深远的影响在于，其承认了AI系
统可以作为药品研发中证据生成的主体。这意味

着AI不再是边缘性的“效率工具”，而是可能改

变审评决策的“关键证人”。本文认为，这会导

致2种质变：一是AI系统的验证标准向临床试验

看齐。未来，一个用于患者分层的AI模型，其验

证报告可能需要像临床试验方案一样，经过伦理

委员会和监管机构的审查。二是AI辅助制药公司

的估值逻辑发生变化。过去，资本市场看重的是

算法技术指标和人才团队；而未来，监管认可

度、合规体系建设程度将成为重要的估值因子。

那些能够展示完整的AI治理框架并获得监管机构

积极反馈的公司，将获得溢价。

5　国际协调与未来展望

5.1　全球监管协调的示范效应：从双轮到
多边

该指导原则的最大象征意义在于，其证明了

即使在AI这一高度不确定的领域，主要监管机构

仍能够达成战略共识。本文认为，这一示范效应

将加速其他国家和地区（如日本药品医疗器械综

合机构、中国国家药品监督管理局、加拿大卫生

部）跟进制定类似框架。未来 3~5年内，有望看

到一套基于相同核心思维模型的国际协调标准，

从而显著降低跨国药企的合规成本。

5.2　从原则到实践的演进路径：基于技术
成熟度的判断

根据技术采纳曲线，预测演进将分为 3个阶

段：第一阶段（1~3年）：探索与试点期。监管机

构将保持“指导原则”的非约束性定位，鼓励行

业通过试点项目积累经验。大型药企和头部AI公
司会主动开展“模拟申报”，以检验自身AI治理

体系与原则的差距。这一阶段的关键词是“学

习”。第二阶段（3~5年）：标准与指南密集出台

期。随着实践经验的积累，监管机构将发布针对

具体应用场景（如AI用于虚拟对照臂、AI用于不

良事件预测） 的操作性指南。某些原则性要求

（如模型验证文档规范） 可能转化为强制规定。

这一阶段的关键词是“固化”。第三阶段（5年以

上）：常态化与隐性化。AI系统的验证和管理流

程将与药品研发的其他环节无缝衔接，成为常规

监管实践的一部分。优秀的 AI 治理不再是一种

“额外负担”，而是企业能力的自然体现。这一阶

段的关键词是“内化”。

5.3　技术发展对监管的持续挑战：预判
指导原则虽然前瞻，但面对一些新兴技术仍

显得力不从心。本文认为以下3个挑战最为紧迫：

第一，生成式AI与基础模型的监管适配。大语言

模型和扩散模型的行为难以通过传统的“输入-
输出”测试完全覆盖，且可能产生不可预测的

“幻觉”。对此，监管可能需要转向“过程监

管”——重点审查训练数据的质量、微调过程的

记录以及部署后的输出采样监控，而非试图穷举

所有可能的输出。第二，持续学习系统的动态验

证。如果一个AI模型在部署后不断吸收新数据并

自我更新，如何确保其持续可靠？本文判断，监

管机构可能会要求此类系统设定“冻结周

期”——定期冻结模型版本，进行完整再验证，

然后再部署。这实际上是对“持续学习”的一种

折中接受。第三，联邦学习的可追溯性困境。联

邦学习在保护数据隐私的同时，也使训练过程更

难追溯。可能的解决方案是要求引入“可验证计

算”或区块链日志，记录每一轮模型更新的聚合

参数和参与方，在不暴露原始数据的前提下满足

可追溯性要求。

5.4　对我国药品监管的启示：抓住窗口期
该指导原则的发布，既反映了全球AI辅助制
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药监管的共识方向，也为我国加速构建自主监管

框架提供了重要参照。熊玮仪等［14］系统梳理了

AI在医药产业中的应用现况及美国FDA的相关实

践，并为我国药品监管中合理使用AI提出了具体

建议，我国应充分吸收欧美原则的合理内核，结合

国内AI产业特点和临床数据优势，尽快制定“中国

版”AI辅助制药指导框架。本文建议：第一，主

动对标，避免被动接轨。我国应尽快启动AI辅助

制药监管框架的研究，可以参照欧美原则但不必

全盘照搬，应结合国内AI产业特点和临床数据优

势，制定“中国版”AI 辅助制药指导原则。目

前，商务部国别贸易环境信息网已转载该文件，

表明国内已开始关注［15］。第二，积极参与国际

标准制定。我国应借助人用药品技术要求国际协

调 理 事 会 （The International Council for 
Harmonisation of Technical Requirements for 
Pharmaceuticals for Human Use，ICH）等平台，主

动提出基于中国实践的标准建议，争夺话语权。

尤其是在中药 AI 研发、基于真实世界数据的 AI
模型等具有中国特色的领域，可以输出自己的规

则。第三，鼓励企业先行先试。通过试点项目、

沟通交流机制，允许企业在监管沙盒中验证AI系
统的合规性，积累经验。这既能减轻企业的合规

焦虑，也能为监管机构提供决策依据。

6　结语

FDA 与 EMA 联合发布的 AI 指导原则，其本

质不是一份技术手册，而是一套思维模型的教学

大纲。其试图将5个核心思维模型——风险-收益

平衡、全生命周期管理、可追溯性与透明性、多

学科协作、证据生成与验证——植入到每个AI辅
助制药从业者的认知框架中。

本文的核心论断是：未来AI辅助制药领域的

竞争，将不再是算法精度的军备竞赛，而是这 5
个思维模型内化程度的比拼。能够将“可追溯”

作为设计第一原则的企业，能够在“风险分级”

中精准分配资源的企业，能够把“持续监控”变

成组织习惯的企业，将在监管互动中获得信任

红利。

该指导原则的发布，标志着药品监管从“被

动应对技术”转向“主动塑造规范”。其承认了

AI作为证据生成主体的地位，同时也对其施加了

与药品研发核心流程同等级别的约束。这是一场

深刻的范式转变——AI 系统不再是研发人员的

“副驾驶”，而是必须为自己输出的每一个结论承

担“证人”责任的独立角色。

对于中国制药行业而言，这既是挑战也是机

遇。挑战在于，过去那种“重算法、轻验证、缺

文档”的粗放式AI开发模式将难以为继；机遇在

于，如果能够快速吸收这 5个思维模型，并基于

国内丰富的临床数据和场景优势，形成自己的最

佳实践，就有可能在新一轮的全球制药AI竞赛中

实现换道超车。

正如指导原则所言：“随着AI在药物研发中

的应用不断演进，良好实践和共识标准也必须随

之发展。”未来的监管框架将是一个动态演进的

过程，而非一成不变的条文。企业唯一能够以不

变应万变的策略，就是将 5个核心思维模型融入

组织DNA，使之成为每一个AI项目的默认配置。

这才是该指导原则带给行业最深刻的启示。
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