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传统AI模型：机器学习



传统AI在医学领域的应用

• AI辅助影像阅片 – 卷积神经网络

• 肺结节识别

• 肿瘤良恶性判断

• 糖尿病视网膜病变

• …

• 真实世界数据的结构化处理 – 自然语言处理（NLP）

• 疾病风险预测模型 – 决策树、支持向量机、Logistic回归等
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生成式AI

•生成式 AI 属于深度学习（Deep Learning）的一个分支，
通过机器学习模型，学习数据中的规律或模式（Pattern）
来生成新的内容。
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AI给临床试验带来的变革

• LLM突破了非结构化数据难以利用的障碍

• 多来源，多维度的数据为各种机器学习模型在质量控制、资源分配等方面的
应用创造了条件

• 高效的文档生成和校对能力

• AI具备编程能力

• 智能体辅助完成重复工作
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Slide Headline One Line
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准入审批类

1. 形式审查
2. 辅助审评
3. 批件整理

日常监管类

1. 远程监管
2. 现场监管
3. 辅助抽检工作
4. 辅助稽查办案
5. 药物警戒
6. 网络交易监管

服务公众类

1. 业务办理及政策咨询
2. 说明书适老化改造

辅助决策类

1. 业务数据查询
2. 数据分析与预测
3. 工作方案研究
4. 风险管理
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《人工智能（AI）在药品生命周期中应用的反思》
2024.9



简单介绍
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1. 文件的目的

• AI已成为数字化转型的重要组成部分，主要通过机器学习（ML）训练模型，可能带来新的风险，如数据偏倚、
不透明性和患者安全问题。

• 该文件探讨AI在药品开发、批准、上市后管理中的应用，目的是提供监管层面上的反思，并确保AI在药品生
命周期中的安全、有效和合规。

2. AI在药品生命周期中的应用

• 药物发现、非临床开发（减少动物实验等）、临床试验（试验设计、患者招募、数据分析、远程监查等）、
精准医学（个体化治疗、基因分析、剂量优化）、药品信息（如说明书撰写）、制造（工艺优化、质量控制
等）和上市后监管（PV等）

3. AI技术考虑

• 数据质量（多样性、公正性，需记录所有数据预处理、转换过程）

• 模型开发与评估（避免过度拟合、评估可解释性增强透明度、关键模型采用冻结版本 frozen model）

• AI模型部署（模型性能监测，定期评估数据漂移情况，关键模型变更需重新审批）

4. 监管机构（EMA）鼓励早期互动，确保AI系统符合现行法规、伦理要求和患者安全标准。
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《使用人工智能支持药品和
生物制品监管决策的考虑事项》

2025.1



简单介绍
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1. 指导文件的目的

• 提供针对药品和生物制品监管决策中使用人工智能（AI）的建议。

• 介绍如何评估AI模型的可信度，以确保其在支持安全性、有效性和质量决策时的可靠性。

• 提供基于风险的AI模型可信度评估框架，以帮助行业制定合规的AI应用方案。

2. 适用范围

• 讨论了AI在药品生命周期中的应用，包括非临床、临床、上市后和生产阶段。

• 主要关注利用AI生成数据或信息来支持监管决策（如安全性、有效性、质量控制）。

• 不包括： AI在药物发现阶段的应用。AI在内部运营（如资源分配、自动化文档处理）中的应用。

3. FDA提出的AI应用挑战

• 数据质量（AI训练数据的代表性、可靠性和完整性）

• 模型透明度（监管提交材料中详细披露AI模型开发方法）

• AI模型的持续监测（数据漂移及生命周期管理）

4. 与FDA尽早沟通，获得监管指导
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文件深入分析了生成式AI在医疗与药物研发

中的应用，强调AI对临床试验、药物开发、

生产制造、上市后安全监测的影响，并讨论

了FDA在合规性、数据质量、隐私保护等方

面的监管考量。未来，AI将在精准医疗、数

字孪生、智能药物开发等领域发挥更大作用，

但合规问题仍是关键挑战。



白皮书《智能临床试验：利用AI加速疗法创新》
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AI 在临床开发中的应用优先级框架
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• 方案数字化

• 数据分析

• 监管提交

• 临床试验设计

• 患者招募、保留与脱落

• 试验可行性分析与这中心选择

• 用于虚拟试验的数字孪生

影响力（横轴：低 → 高）

可行性（纵轴：低 → 高）



利用人工智能释放临床开发的卓越运营潜力-麦肯锡
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1. 试验方案协作开发（Protocol Co-developer）

2. 随机对照试验优化器（Randomized Control Trial Optimizer）

3. 试验启动引擎（Study Start-up Engine）

4. 试验绩效 AI 副驾驶（Trial Performance Copilot）

5. 中心管理 AI 副驾驶（Site Management Copilot）

6. 患者试验 AI 助手（Patient Trial Companion）

7. 智能数据管理（Smart Data Management）

8. 统计分析构建器（Biostats Builder）

9. 监管智能引擎（Regulatory I中心elligence Engine）

10. 主要提交内容自动撰写（Major Submission Content Writer）

11. 药 物 上 市 后 监 管 / 药 物 警 戒 （ Postmarket Regulatory /

Pharmacovigilance）

12. 适应症发现引擎（Indication-Finding Engine）

成本效率、加快速度、提高成功可能性



1. 临床试验设计
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•方案框架生成：输入背景数据、适应症、受试人群特
征，AI生成包含入选标准、终点设计、统计假设的草
案。

•合规性检查：自动比对ICH E6（GCP）、FDA/CDE
相关适应性设计指南，标记潜在冲突点（如终点与监
管要求不符）。

•障碍：需要较多方案积累，最好有方案修改的过程数
据。



1. 临床试验设计
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1. 背景信息/知识库

靶点、机制等基础信息

适应症及流行病学特征

监管机构历史反馈（如FDA/CDE对同类药物的审评意见）或企业内部知识库反馈

2. 生成式AI模型/提示词工程

基于企业历史方案库，构建符合企业需求的模板文本

引入医学术语库（如SNOMED CT、MeSH）增强表达的准确性

根据需要AI完成的任务，建立精细化的提示词模板和工作流

3. AI输出与人工协同

方案草稿生成：AI输出方案框架后，搭建多专业（医学、运营、数据管理与统计）
团队的协作流程/平台对进行协同修订，建立“人工-AI”的多轮沟通的工作模式。

版本控制：符合企业版本控制SOP进行方案迭代，确保可追溯性。

合规性检查：借助AI比对ICH、FDA/CDE相关适应性设计指南，标记潜在冲突点
（如终点选择与监管要求不符）。
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• 这篇论文介绍了多模态AI平台inClinico，其通过整合靶点选择（基于生物医学知识图谱）与临床试验设计参数（如受

试者规模、盲法类型），预测二期临床试验成功率。模型融合组学数据、文本信息及药物属性，采用双模型集成（目

标选择模型与试验设计模型），最终通过XGBoost元模型输出成功率（PoS）。

• 训练样本：在2018-2022年的2,849项二期试验中，模型预测二期到三期过渡的AUC为0.88，平均精度（AP）0.879。

• 实现效果：降本增效、减少无效投入、加速决策；靶点选择优化；增加可解释性，展示影响关键因素（如“样本量较

小”“招募中心过少”），辅助医学团队调整试验设计。

CLINICAL PHARMACOLOGY & THERAPEUTICS | VOLUME 114 NUMBER 5 | November 2023
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1. 临床试验设计
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• 通过数字孪生加速临床试验

• 数字孪生是指对象或系统的虚拟表示，旨在准确反映物理对象。它跨越对象的生命周期，会根据实

时数据进行更新，并使用模拟、机器学习和推理来帮助做出决策。

• 数字孪生可以被粗略地理解为：通过机器学习等模型构建的“虚拟患者”，用于模拟、预测和优化现

实中患者的健康状态。

• 在RCT中，数字孪生可用于构建外部对照组或合成对照组，替代部分安慰剂组或常规治疗组，从而

降低样本量。

https://www.unlearn.ai/

https://www.statnews.com/sponsor/2021/09/22/can-digital-twins-make-clinical-trials-more-efficient-without-introducing-bias/

https://www.ema.europa.eu/en/documents/regulatory-procedural-guideline/qualification-opinion-prognostic-covariate-adjustment-procovatm_en.pdf

Siegfried, S., Senn, S., & Hothorn, T. (2023). On the relevance of prognostic information for clinical trials: A theoretical quantification. Biometrical Journal, 65, 2100349. 

https://doi.org/10.1002/bimj.202100349



2. 试验中心选择及过程监控：中心绩效优化
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• 生成式AI可以分析非结构化数据，包括既往试验的运营数据以及实
时的真实世界数据（RWD），进行预测分析，精准匹配适合的试验
中心，提高入组效率。

• 模拟不同中心组合，预测患者招募和保留率，优化试验布局。

• AI技术能够增强临床试验的实时监测、数据分析和预测能力，帮助
研究团队及时调整策略，优化资源分配，从而提高研究中心的效率，
确保试验顺利进行，并最终提升试验成功率。

• 案例：Amgen（安进） 研发的 “分析性试验优化模块”（ATOMIC）
工具，可根据历史和实时数据优化中心选择，提高成功率。
（ https://www.youtube.com/watch?v=aYV-R5UPhSA ）
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阿尔茨海默病（Alzheimer’s disease）

•优化后缩短 39%

•试验时长：31 个月 → 19 个月

呼吸系统疾病（Respiratory）

•优化后缩短 35%

•试验时长：17 个月 → 11 个月

肿瘤学（Oncology）

•优化后缩短 16%

•试验时长：31 个月 → 26 个月



3. 临床运营，特别是患者招募与留存
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• 解析电子病历（EHR）、保险数据、患者社区数据，预测患者匹配度。
（招募）

• 通过个性化内容推荐，提高患者参与度，减少退出率。或可匹配电子
知情同意书。（招募）

• AI驱动试验管理 → 降低试验管理复杂度，提升生产力。

• 自动生成试验运营文档 → 提高效率，减少时间成本。
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AI工具在优化患者招募方面表现出多种优势：

•提高效率：缩短患者筛选和匹配时间

•降低成本：减少人工筛选的工作量

•提高准确性：减少人为错误，提升匹配精准度

•增强患者满意度：通过个性化匹配，提高患者参与意愿

•实现远程访问与监测：提升患者的便利性

《人工智能在优化临床试验的患者招募和保持中的应用：范围综述》纳入51篇临床研究

• AI在临床试验患者招募中表现出显著优势，但在患者留存方面的应用仍需进一步探索。 技术和伦理挑战仍需解决，特别

是数据质量、隐私保护、模型可解释性等问题。 未来研究方向： 开发标准化的评估指标，提高AI研究的科学性

• 加强AI与远程医疗结合，改善患者留存率

• 推动监管机构制定AI合规标准，确保临床试验的公平性和透明度
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• AI 助理帮助临床试验管理者识别试验延误的原因（如患者入组延迟、中心非活跃等）。

• 通过数据分析，快速提供风险提示，帮助研究团队锁定关键问题（如 PI 变更）。

AI带来的优势：

• 非结构化数据的处理，
能够高效的利用试验运
行中的过程数据。

• 关联、提示性的信息更
容易获得，促进基于风
险的临床监查。

• 连结多维度的信息，允
许更智能化的受试者管
理策略。

• 成本控制。



4. 数据管理和统计分析
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• AI与EDC系统的整合

• 实时验证与监控：借助生成式AI，可以更
大限度的利用试验的过程数据（非结构化
数据），从而能够即时校验输入数据、交
叉检查历史数据、标记异常。

• 模式识别：发现隐藏关系（如方案合规风
险、招募瓶颈、早期疗效信号）。

• 风险监控：算法实时预测高风险中心或患
者，并给出优先级。

• 自动化处理：低优先级问题可自动提出解
决方案，缩短问题处理周期。

• 多来源数据整合：通过 NLP 和 AI 翻译工
具，整合自由文本（研究者笔记、实验室
报告、患者日记）及可穿戴设备、EHR、
ePRO 等多渠道数据，统一为结构化数据。

https://www.medidata.com/cn/clinical-data-studio/

通过与AI的融合，EDC将从被动的数据采
集-存储系统转变为主动的数据智能枢纽



4. 数据管理和统计分析
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• AI辅助数据集Mapping

Source: https://www.eclinicalsol.com/

https://www.lexjansen.com/phuse-us/2025/dh/PAP_DH01.pdf

https://www.eclinicalsol.com/


4. 数据管理和统计分析
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• AI辅助数据集Mapping

https://www.eclinicalsol.com/

Source: https://www.eclinicalsol.com/

https://www.lexjansen.com/phuse-us/2025/dh/PAP_DH01.pdf

https://www.eclinicalsol.com/


4. 数据管理和统计分析
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• 数字化数据流（Digital data flow, DDF）

• Protocol → CRF → Rawdata → CDISC mapping → TFL → CSR
• DDF 可以理解为是临床试验的“元数据流”，以M11/USDM协议为源头，通过

建立研究定义存储库（Study Definitions Repository，SDR）存储和共享研究
定义，在后续的试验环节（CRF设计、CDISC mapping以及TFL生成等）中实
现信息的共享和调用，从而促进实现从方案到分析与申报的全流程自动化。



4. 数据管理和统计分析
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• 数字化数据流（Digital data flow, DDF）

Source: https://www.cdisc.org/sites/default/files/2024-06/2024_cdisc_japan_interchange_session8_ebi.pdf



5.申报和提交
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• AI辅助生成、整理以及校
对CSR等递交文件，提高提
交效率。

• AI辅助文档形式审查，自
动识别遗漏项、执行质量
控制、检查合规性。

• 利用大模型优化监管沟通
（高级聊天机器人，内部
文件导航），提高沟通和
回复效率。

Source: Busa B, Dedhia N. Harnessing AI & CDISC ARS for Effortless Statistical Reporting & CSR Writing. 

PharmaSUG 2025, Paper AI-349.
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• 将CSR周期从8-14周缩短至5-8周（提速40%），单资产NPV增加约1,500-3,000万美元。

• AI工具可在数分钟内根据试验方案、统计分析计划及图表数据生成初稿，准确率达98%以上。

• 某企业将初稿耗时从3周减至3天，人工处理时间从200小时降至100小时

• 使医学撰写人员聚焦临床洞见而非重复劳动。
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展望：现代化的临床试验

• 多维度的数据来源
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展望：现代化的临床试验

• AI促进临床试验的变革
• 去中心化临床试验（decentralized clinical trials）

• 药物直达患者 & 药物追溯码

• 患者自报数据

• 数字健康技术：可穿戴设备、移动应用等，实时收集患

者状态与功能信息（DHT，Digital Health Technologies）

• 远程监查、基于风险的中心化监查

• 受试者补助第三方支付

• 电子原始记录与 EDC 自动对接

• 远程访视、可视化知情同意

Dr. Khair ElZarrad, Director of the Office of Medical Policy 

within FDA’s Center for Drug Evaluation and Research

计算机视觉 生成式AI 机器学习 区块链
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总结

优化试验设计、

预测成功率、

平衡试验设计要素与

样本量，突破传统研

发效率瓶颈

设计阶段
辅助筛选高潜力中心、

动态优化研究资源、

预测中心启动和招募

效率，加速多中心试

验落地

组织阶段
实时追踪数据质量、

动态优化患者入组、

精准预警风险信号，

保障试验效率与合规

执行阶段

智能整合多源数据、

高效输出合规文档，

兼顾科学与申报效

率

总结阶段
智能分析供应商绩效、

精准量化各方贡献、

全方位优化资源分配，

提升未来协作质量

评价阶段

降低成本、提高效率、增加成功可能性



谢谢
Thank you


