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Cell：未来10年制药方向不会大改变， 
但发展不断增长

研发客

众所周知，针对人们遇到各种慢性和急性疾病，开发高效的治疗方案和靶向药物是一项消耗大量时间和

资源，并伴随着不可预知的挑战和失败风险的过程。长期以来，国际医药巨头承担着研发重任，主导药物开

发的“生态系统”，可以说是新药发展的引擎。

近日，Cell 杂志上发表了一篇杂志主编 Lara Szewczak 邀请 Daria Hazuda 博士（默沙东公司传染病发现

副总裁兼 MRL 剑桥探索科学中心 CSO）和 Morris Birnbaum 博士（辉瑞公司科学部高级副总裁兼首席科学

官）进行的关于全球制药公司在满足复杂患者群体治疗需求和未来医疗发展方向的电话学术探讨。

确定想法并转化

大型制药公司在整个药物研发过程中发挥着重要作用。整个过程涵盖了从公司立项确定产品开发方向，

到联合学术界和生物技术领域，以及最后真正将科研理论成果转化为市场产品各个层面。

Morris Birnbaum 博士提出，制药公司应思考公司早期研发方向，而学术界在某种程度上会受到研究热点

的影响。对于辉瑞，几乎是基于未来的临床需求来考虑要开发什么药物，选择什么适应症。即辉瑞会选择在重

要治疗领域上进行早期“硬科学”研究，即便这在学术界并不是一个大家追逐的热点。因此与学术界和生物技

术不同，药企资源主要投入于生物疗效，它在后期开发和商业方面发挥着重要作用。Daria Hazuda 博士赞同道，

选择真正适合从事的成熟科研方向，确定一个想法并将其转化为有意义的产品，药企应该要拥有这种有视角格局。

科学研究立项的依据

Morris Birnbaum 博士认为，尽管制药公司在科研目标上与学术界不同，但是药企进行科学研究是毋庸

置疑并且充满荆棘的。以她所从事的代谢类疾病为例进行前期立项思考。第一步选择医学方向，思考什么是

主要的医学问题？解决它是否需要 10 ～ 15 年时间？申请这个项目，是否会被批准？第二步团队讨论，目前正

在研发的工作解决这个问题的可能性有多大？所以药企是从与科学机遇完全不同的纯粹医疗需求开始。第三
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步需要思考，对于近年来出现的新科学，我们能否参与其中并作出创新？当然这需要学术领域中基础科学的

支撑，我们可以在此基础上进行创造性的思考。她认为制药公司不在乎知识技术来源，并乐意与学术实验室

合作，来取得自己的期望成果。Daria Hazuda 博士补充道，大型制药公司的另一个优势是丰富的资源库，使

其可以根据科学、需求、人群来选择立项方向。

对COVID-19的研究方式和策略

最近，新型 2019 冠状病毒（COVID-19）的全球暴发，针对其的疫苗研发是医药领域的热点。Daria Ha-
zuda 博士主要从事感染性疾病研究，她表示与其他的慢性疾病相比较，发展快速的传染病研究方式和策略

是一致的。当发生重大公共安全事件时，社会需要做出快速及时的反应来遏制情况的恶化。但是仍然需要几

十年的研究来真正理解疾病的基础生物学并做出针对性的治疗（例如小分子药物、疫苗和生物制剂）。但是

面对突然暴发的疫情，制药公司和生物技术公司能够有能力迅速做出反应。

未来十年的趋势与期望

Morris Birnbaum 博士认为，未来 5~10 年制药领域发生太大的改变可能性很低。目前药企趋向于对花费

时间和临床项目成本低的疾病开展工作。同时孤儿药研发也吸引了很多药企的目光，但他很难对此做出判断。

相对的，Morris Birnbaum 博士希望药企能关注真正的医疗需求，不要回避影响大量人口的挑战性疾病。转变

思维，不要把合作伙伴关系或业务发展与内部发展视为药物开发的竞争利益或竞争战略。大型制药企业应该

兼具商业发展与内部研发的能力。Daria Hazuda 博士认为工程蛋白质和细胞疗法将会成为更主流的方法。随

着我们对疾病进程了解的越发深入，已出现从小分子方法向各种不同的更大甚至基于细胞的方法发展的趋势。

众所周知，个性化治疗最终的发展目标为针对个体基因差异性进行一人一种治疗方案。Morris Birnbaum
博士表示个性化治疗在未来 10 年不会有巨大的改变。他指出，即便基因相同的动物生活在完全相同的环境中，

基因操纵对不同个体的影响程度具有很大差异。目前出现用可遗传的和不可遗传的差异来解释随机变异性，

追踪并依据这种差异确定个体治疗方案。由于这是一个漫长的过程，Morris Birnbaum 博士和 Daria Hazuda
博士均认为未来 10 年个性化医疗并不会有大的改变。

药物发现的主要障碍之一是基因可译性问题——尤其是在免疫学中。Morris Birnbaum 博士乐观表示，

人类遗传学终于到达了它真正起飞的地方，虽然目前基因学研究没有得出许多创新型靶点，但是提供了信心

和可译性。同时计算机发展与人工智能策略开始显示出一些测试与人类相关的可译性的方法。在大规模、昂

贵和冗长的临床试验之前，新技术让我们能够预测潜在的治疗方法是否会发挥作用。由于探测人类生物学和

进行表型鉴定的现代技术的巨大进步，制药企业能够更早地看到有效的迹象。而在后期开发时，临床试验不

仅是受控的，而且是人为设计的，通常不能预测药物上市后的真正作用。如果能获得产品投入市场后的数据，

并在前期做出预测，将会极大促进治疗领域的发展。

总结

对于药企而言，应学会寻求合作，选择成熟的科研方向，接收药物研发单位的科研成果并将其转化为有

临床意义的药品；对于药物研发单位来说，需要甄别研究方向，选择有临床转化前景造福广大患者的科研项

目。同时两位博士认为，未来 10 年制药领域发展方向不会有大的改变。从小分子药物到如蛋白质、细胞等

方法发展不会改变，但是发展趋势会不断增长。在治疗领域，药物的可译性依旧是一大挑战，可喜的是基因

组学和其他现代技术的发展能够帮助药企早起更准确的预测临床效果和可能性。


