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I 课程性质及其设置目的与要求

一、课程性质和特点

分子生物学课程是药学相关专业的一门重要的专业必修课程，其任务是培

养现代药学专业的研究者及应用者，通过系统学习现代分子生物学的基础理论

和基本技术，具体了解和掌握目前分子生物学的现状和发展趋势，基本了解和

掌握分子生物学在实际运用中的关键问题和解决方法，为现代生物技术药物在

我国的发展壮大培养技术人才。

本课程内容分为十二章：

绪论，主要介绍分子生物学的发展，分子生物学研究的基本内容，分子生

物学与生物医药等内容。

第一章为基因与基因组，主要介绍基因的概念及分类，基因的结构与功能，

原核生物基因组，真核生物基因组，基因组学概述，人类基因组计划和基因组

学与药物等内容。

第二章为 DNA 的复制以及损伤与修复，主要介绍 DNA 复制的一般特征，特

殊类型复制，组织 DNA 复制的药物，DNA 损伤的类型，DNA 损伤在药物评价中

的应用，DNA 损伤与菌种诱变，复制修复，损伤修复，复制后修复等内容。

第三章为转录及其调控，主要介绍原核生物转录模板以及酶和相关因子，

原核生物转录过程，真核生物转录酶及相关因子，真核生物转录过程，真核生

物 RNA 成熟，原核生物转录调控，真核生物转录调控，结合 DNA 影响转录的药

物，结合 RNA 聚合酶的药物等内容。

第四章为翻译及其调控，主要介绍蛋白质合成体系，蛋白质合成过程，非

核糖体肽链的合成，蛋白质合成后折叠，蛋白质合成后加工，蛋白质转运，蛋

白质定位，蛋白质合成速率调节，蛋白质降解速率调节，蛋白质合成系统与药

物，蛋白质合成调控系统与药物等内容。

第五章为细胞信号转导分子基础，主要介绍信号分子与受体，信号转导的

基本过程与细胞内信号转导相关分子，G蛋白偶联受体信号转导途径，酶偶联

受体信号转导途径，依赖于受调蛋白水解的信号转导途径，胞内受体信号转导

途径，信号转导的一过性与记忆性，信号转导的放大效应与负性调控，信号转
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导的交汇性与专一性，细胞信号转导与药物靶标，细胞信号转导与靶向抗肿瘤

药物，细胞信号转导与其他靶向药物等内容。

第六章为常用分子生物学技术，主要介绍 PCR 基本原理，PCR 反应体系，

重要的 PCR 衍生技术，PCR 在医药领域中的应用，探针制备，印迹技术，生物

芯片，基因敲除一般原理，基因敲除载体构建，基因敲除载体导入胚胎干细胞，

筛选与鉴定，基因敲除动物的产生，RNA 干扰的发现，RNA 干扰的作用机制，

RNA 干扰的作用特点，siRNA 设计与制备，RNA 干扰的生物学意义，CRISPR/Cas

系统发现，CRISPR/Cas 系统分类与机构组成，CRISPR/Cas 系统原理与作用机

制，CRISPR/Cas 技术在医药领域中的应用，染色质免疫共沉淀分析 DNA 与蛋

白质相互作用，免疫共沉淀分析蛋白质和蛋白质相互作用，表面等离子共振分

析药物分子和靶蛋白相互作用等内容。

第七章为药物基因组学，主要介绍基因组学与药物基因组学，单核苷酸多

态性与单体型，药物基因组学研究方法，遗传变异与药物应答，基因检测与合

理用药，药物靶分子发现和药物设计，药物临床试验与药物审批等内容。

第八章为药物转录组学，主要介绍转录组学与药物转录组，转录组与基因

组关系，转录组学主要研究技术，药物作用机制及其关联因素，药物靶标候选

基因筛查确认，小分子核酸药物，转录组学与中药现代化，转录组学与代谢工

程等内容。

第九章为药物蛋白质组学，主要介绍蛋白质组学与药物蛋白质组学，蛋白

质组与转录组关系，蛋白质组与转录组关系，蛋白质组学主要研究技术，药物

作用机制及其关联因子，候选药物靶标筛查与确认，基于药物靶标的药物设计，

动物新病理模型建立与评价等内容。

第十章为药物代谢组学，主要介绍代谢组学与药物代谢组学，代谢组学与

其他组学关系，代谢组学主要研究方法和分析技术，药物作用机制及其关联代

谢，个体化用药，药物研发与老药新评价，动物新病理模型的建立与评价等内

容。

第十一章为药物生物信息学基础，主要介绍生物数据库及其查询，序列分析，

常用的生物信息学技术，基因及其突变与疾病关联性，药物靶标筛查与预测，蛋

白质类药物结构模拟与设计，计算机辅助小分子药物设计，生物信息学对药物相
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关基因筛选与分析，生物信息学在中药研发中的应用，生物信息学在医疗器械研

究与开发中的应用，生物信息学在药物相互作用中的应用等内容。

第十二章为外源基因表达与基因工程药物，主要介绍基因表达基本原理，基

因表达基本类型，目的基因获得，目的基因与表达载体重组，重组表达载体导入

宿主细胞及其筛选与确认，目的基因表达，表达载体，表达宿主细胞，酵母细胞

表达系统，昆虫细胞表达系统，哺乳动物细胞表达系统，重组基因工程药物案例

等内容。

通过本课程的学习，考生应对分子生物学的轮廓及特点有概念性了解，能够

引导后期课程的学习。在学习过程中一定要注意理论联系实际，多思考、多提问、

多讨论，从而加深对基本知识、基本理论的理解和掌握。

二、本课程的基本要求

通过本课程的学习，考生应初步了解分子生物学的基本知识，以及相关主要

学科的学科范畴、基本概念、基本理论以及研究方法等。

通过本课程的学习，考生应达到以下要求：

1.了解分子生物学在药学中的重要性；

2.掌握分子生物学基础知识和基本理论；

3.具备用分子生物学的思维方式解决药学实际问题的能力。

II 课程内容与考核目标

绪论、第一章 基因与基因组

一、学习目的

通过对本章的学习，使考生了解基因的结构和功能、基因表达的调控机制，

了解基因组的组成和演化，探索基因突变和遗传变异以及研究基因组学的应用。

二、学习要求，考核知识点与考核要求

了解：①因与疾病的关系；②线粒体基因的结构特点和功能；③基因组学的

研究内容；④人类基因组计划的研究内容；⑤基因组学在药学中的应用。
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⑥物体遗传的基本单位，所有的生物体都依靠基因储存遗传信息。⑦人类的

基因向子代，进而传递遗传性状。

熟悉：①基因突变的类型；②原核基因组和真核基因组的特点。

掌握：①基因和基因组的概念；②原核基因和真核基因的特点和功能。

第二章 DNA 的复制以及损伤与修复

一、学习目的

通过对本章的学习，使考生对 DNA 复制的机制和过程进行了解，掌握 DNA

损伤的原因和影响，研究 DNA 损伤修复的机制和方式，以及探索 DNA 损伤和修复

在细胞生命活动和遗传稳定性中的重要性。

二、学习要求，考核知识点与考核要求

了解：①特殊类型的复制；②DNA 损伤在药物评价中的应用；③限制与修饰；

④DNA 损伤修复系统与药物。

熟悉：①DNA 复制的一般特性；②DNA 损伤因素及类型；③阻止 DNA 复制的

药物。

掌握：①DNA 半保留复制模型；②参与 DNA 复制的各种酶和蛋白质的作用；

③DNA 复制过程；④逆转录病毒复制；⑤DNA 修复机制。

第三章 转录及其调控

一、学习目的

学习转录及其调控的目的是理解基因表达的过程和机制，掌握转录的调控机

制和调节因子的作用，研究转录调控在细胞分化、发育和适应环境中的重要性，

以及探索转录调控在疾病发生和治疗中的应用潜力。

二、学习要求，考核知识点与考核要求

了解：①真核生物转录概况；②原核生物与真核生物基因表达调控的特点；

③转录及其调控系统与药物。

熟悉：①RNA 聚合酶的组成；②启动子、增强子的概念；③原核生物转录的

大致过程；④真核生物转录后加工。

掌握：①转录的概念；②转录所需的条件；③RNA 聚合酶及其主要作用；④

转录水平的调节方式。
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第四章 翻译及其调控

一、学习目的

通过对本章的学习，使考生对翻译的基本概念、技巧和方法进行了解，并掌

握翻译过程中的调控策略，以提高翻译质量和效率。

二、学习要求，考核知识点与考核要求

了解：①蛋白质合成的调控及药物。

熟悉：①蛋白质分子的折叠与加工；②蛋白质的靶向输送，真核生物两种主

要的蛋白质转运机制；③信号肽假说与导肽假说。

掌握：①蛋白质合成体系，mRNA、tRNA、rRNA 在蛋白质合成过程中的作用，

遗传密码的特性；②蛋白质合成过程及核糖体循环。

第五章 细胞信号转导分子基础

一、学习目的

通过对本章的学习，使考生了解细胞内外信息的传递机制，掌握信号转导的

关键分子及其作用，以及深入理解细胞信号转导在生物学过程中的重要性和调控

机制。

二、学习要求，考核知识点与考核要求

了解：①依赖于受调蛋白水解的信号转导途径；②细胞信号转导的特性；③

信号转导与分子靶向药物。

熟悉：①细胞内信号转导相关分子；②酪氨酸激酶偶联受体介导的信号转导

途径；③受体丝氨酸、苏氨酸激酶介导的信号转导途径；④胞内受体信号转导途

径。

掌握：①受体的概念、分类、受体与信号分子的结合特点；②信号转导级联

反应系统的构成和基本过程；③G蛋白偶联受体信号转导途径；④受体酪氨酸激

酶介导的信号转导途径。

第六章 常用分子生物学技术

一、学习目的
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通过对本章的学习，使考生掌握分子生物学实验中常用的技术方法和原理，

培养分子生物学实验的基本操作能力，为进一步深入研究分子生物学提供基础。

二、学习要求，考核知识点与考核要求

了解：①RNA 干扰；②CRISPR/Cas9 技术及分子间相互作用分析技术在药学

领域的应用。

熟悉：①RNA 干扰原理及应用；②CRISPR/Cas9 基因组编辑技术的基本原理；

③分子间相互作用分析技术的原理和方法。

掌握：①PCR 和分子杂交的原理、种类及应用。

第七章 药物基因组学

一、学习目的

通过对本章的学习，使考生了解基因在药物反应中的作用，以便个体化药物

治疗，提高药物疗效和减少药物不良反应的发生。

二、学习要求，考核知识点与考核要求

了解：①人类基因组计划及国际单体型图计划；②药物基因组学的研究方法。

熟悉：①药物基因组学与个体化合理用药的关系，特别是药物代谢动力学和

药物效应动力学相关基因在肿瘤化疗、心血管疾病用药中的药物基因组学的应

用；②药物基因组学在新药研发中的作用。

掌握：①药物基因组学及其相关的基本概念；②个体化合理用药的概念和时

代需求。

第八章 药物转录组学

一、学习目的

通过对本章的学习，使考生了解药物对基因表达的影响，揭示药物作用机制

和药物治疗的分子基础，为药物研发和个体化治疗提供理论基础和指导。

二、学习要求，考核知识点与考核要求

了解：①转录组学的最新进展；②转录组学在药学中的应用。

熟悉：①转录组学的主要研究方法的基本原理、技术、优缺点等。

掌握：①转录组、转录组学的概念和意义；②转录组和基因组的关系。
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第九章 药物蛋白质组学

一、学习目的

通过对本章的学习，使考生了解蛋白质在药物作用中的角色和相互作用，从

而揭示药物的作用机制、作用靶点和药物的疗效与副作用等方面的信息，为药物

研发和个体化治疗提供理论基础和指导。

二、学习要求，考核知识点与考核要求

了解：①蛋白质组学在药物研究中的应用。

熟悉：①蛋白质组学分类、蛋白质组学的主要研究技术及其基本原理。

掌握：①蛋白质组、蛋白质组学和药物蛋白质组学的概念。

第十章 药物代谢组学

一、学习目的

通过对本章的学习，使考生了解药物在人体内的代谢途径、代谢酶的作用以

及个体差异对药物代谢的影响，从而预测药物的代谢速率和药效，优化药物剂量

和个体化治疗，减少药物不良反应的发生。

二、学习要求，考核知识点与考核要求

了解：①药物代谢组学在个体化用药中的应用。

熟悉：①代谢组学与基因组学、转录组学和蛋白质组学的关系。

掌握：①代谢组学和药物代谢组学概念；②代谢组学的研究方法和分析技术。

第十一章 药物生物信息学基础

一、学习目的

通过对本章的学习，使考生了解生物信息学在药物研发和个体化治疗中的应

用，掌握基本的生物信息学工具和方法，能够进行基因、蛋白质和代谢物的分析、

挖掘和解释，为药物研发和个体化治疗提供理论基础和实践技能。

二、学习要求，考核知识点与考核要求

了解：①生物信息学在药学领域研究的动态和具体应用。

熟悉：①生物信息学常用数据库的使用；②蛋白质结构预测及计算机辅助药

物设计的基本方法。
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掌握：①生物信息学在药学领域研究的基本内容及基本原理。

第十二章 外源基因表达与基因工程药物

一、学习目的

通过对本章的学习，使考生了解基因工程技术在药物研发中的应用，掌握外

源基因表达的原理和方法，能够设计、构建和表达重组蛋白，以及了解基因工程

药物的制备、表征和应用，为新药开发和治疗方法提供理论基础和实践技能。

二、学习要求，考核知识点与考核要求

了解：①外源基因表达在基因工程药物的应用；②基因工程药物的发展。

熟悉：①外源基因表达的基本类型；②外源基因表达载体的基本组成与功能。

掌握：①基因表达的基本原理；②外源基因表达的基本过程。

III 有关说明和实施要求

一、关于“课程内容与考核目标”中有关提法的说明

在大纲的考核要求中，提出了“了解”“熟悉”“掌握”等三个能力层次，

它们之间是递进等级关系，后者必须建立在前者的基础上，它们的含义是：

了解：要求考生能够记忆本课程中规定的有关知识点的主要内容，并能够熟

悉和理解本课程中规定的有关知识点的内涵与外延，熟悉其内容要点和它们之间

的区别联系，并能根据考核的不同要求，做出正确的解释、说明和阐述。

熟悉：要求考生应该掌握的课程中的知识点。

掌握：要求考生必须掌握的课程中的重要知识点。

二、自学教材

本课程使用教材为：《药学分子生物学（第 6版）》，张景海主编，人民卫

生出版社，2023 年。

三、自学方法的指导

本课程作为一门专业课程，涵盖不同领域的众多知识，内容多、难度大，考

生在自学过程中应注意以下几点：

1.在学习前，应仔细阅读课程大纲，即课程的学习目的，学习要求，考核知

识点与考核要求，使学习能紧紧围绕课程的基本要求。
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2.在阅读某一部分教材内容前，应先认真阅读大纲中关于该部分的自学要

求、考核知识点和考核要求，注意对各知识点的能力层次要求，以便在阅读教材

时做到心中有数，有的放矢。

3.阅读教材时，应根据大纲要求，要逐段细读，逐句推敲，集中精力，吃透

每个知识点，对基本概念必须深刻理解，基本原理必须牢固掌握，在阅读中遇到

个别细节问题不清楚，在不影响继续学习的前提下，可暂时搁置。

四、对社会助学的要求

1.应熟知考试大纲对课程所提出的总的要求和各章各节的知识点。

2.应掌握各知识点要求达到的层次，并深刻理解各知识点的考核要求。

3.对考生进行辅导时，应以指定的教材为基础、以考试大纲为依据，不要随

意增删内容，以免与考试大纲脱节。

4.辅导时应对考生进行学习方法的指导，提倡考生“认真阅读教材，刻苦钻

研教材，主动提出问题，依靠自己学懂”的学习方法。

5.辅导时要注意基础、突出重点，要帮助考生对课程内容建立一个整体的概

念，对考生提出的问题，应以启发引导为主。

6.注意对考生能力的培养，特别是自学能力的培养，要引导考生逐步学会独

立学习，在自学过程中善于提出问题、分析问题、做出判断和解决问题。

7.要使考生了解试题难易与能力层次高低两者不完全是一回事，在各个能力

层次中都存在着不同难度的试题。

五、关于命题和考试的若干规定

1.本大纲各部分所提到的考核要求中，各条细目都是考试的内容，试题覆盖

到每个章节，适当突出重点章节，加大重点内容的覆盖密度。

2.试卷对不同能力层次要求的试题所占的比例大致是：“了解”10%；“熟

悉”40%；“掌握”为 50%。

3.试题难易程度要合理，可分为四档：易、较易、较难、难，这四档在各份

试卷中所占的比例约为 2：3：2：3。

4.本课程考试采用的题型有：单项选择题、判断改错题、名词解释题、简答

题及论述题等类型。
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5.考试方式为闭卷、笔试，考试时间为 150 分钟。评分采用百分制，60 分

为及格。考生只准携带 0.5 毫米黑色墨水的签字笔、铅笔、圆规、直尺、三角板、

橡皮等必需的文具用品和不带存贮功能的普通计算器。

附录 题型举例

一、单项选择题

1.G 蛋白偶联受体通常称为 （ ）

A．3 次跨膜蛋白 B．7次跨膜蛋白

C．单次跨膜蛋白 D．4次跨膜蛋白

参考答案：B

二、判断改错题

1.G 蛋白由α和β两个亚基组成。

参考答案：×，“α和β两个亚基”改为“α、β和γ三个亚基”。

三、名词解释题

1.转录组学

参考答案：转录组学是一门在整体水平上研究细胞中基因转录的情况及转录调控规律的

学科，是功能基因组学的一个重要组成部分，主要从 RNA 水平研究基因表达的情况。广义转

录组学主要研究从一种细胞或者组织的基因组所转录出来的 RNA 的总和，狭义转录组学主要

针对特定组织或细胞在某一发育阶段或功能状态下转录出来的所有 mRNA 的总和进行研究。

四、简答题

1.简述原核生物的转录起始过程。

参考答案：

（1）原核生物 RNA 聚合酶识别并结合启动子，形成闭合转录复合体；

（2）DNA 双链启动子的-10 区局部解链，闭合转录复合体转变为开放转录复合体；

（3）转录起始复合物 RNApol (α2ββ’σ) - DNA - pppGpN- OH 3’形成。

五、论述题

1.论述代谢组学与基因组学、转录组学、蛋白质组学的关系，并阐述代谢组学的优势。

参考答案：

根据中心法则，DNA 转录成为 RNA，翻译生成蛋白质，行使其功能，生成一系列的代谢

产物，对细胞\组织\器官\个体，发挥着作用。基因组学、转录组学、蛋白质组学和代谢组
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学根据中心法则分别多生物体内的每个调节层面进行了深入分析，探究机体或者药物对于个

体的调节作用。

在系统生物学时代，代谢组学对基因功能的深入研究和生命个体的整体性认识具有重要

意义。它与基因组学、转录组学和蛋白质组学等概念有联系又有区别 ：

（1）代谢组学更接近表型

基因组学、转录组学和蛋白质组学分别从 DNA、RNA 和蛋白质层面探寻生命的活动，而

实际上细胞内许多生命活动是发生在代谢物层面的。代谢处于生命活动调控的末端，因此代

谢组学比基因组学、转录组学、蛋白质组学更接近表型。

（2）代谢组学可为生物体提供更加全面的信息

尿液和血液代谢组包含了人体内每一个细胞的代谢信息（包括宿主和菌群），也包含了

宿主和菌群代谢活动的相互作用。可使用代谢组学方法研究宿主和菌群代谢的相互作用。以

代谢组学为基础的全局系统生物学（global systems biology）思想已经诞生而且正处于快

速发展阶段。

代谢组学的优势：

（1）基因和蛋白质表达的微小变化会在代谢物上得到放大，从而使检测更容易。

（2）代谢组学的研究不需建立全基因组测序及大量表达序列标签（EST）的数据库。

（3）代谢物的种类要远小于基因和蛋白质的数目。

（4）研究中采用的技术更通用，这是因为给定的代谢物在每个组织中都是一样的缘故。


