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„Kötelességünk és jogunk emberen kísérletet végezni, ha megmenthetjük életét, meggyógyíthatjuk vagy számára személyes hasznot biztosíthatunk. 

Az orvosi és sebészi etika elvei szerint sosem szabad emberen olyan kísérletet végezni, mely bármely mértékben káros lehet számára, még akkor sem, ha az eredmények a tudomány, vagyis mások számára jelentős előnnyel járnának.” 

 (Claude Bernard, Introduction à la médecine expérimentale  1865)

Manapság már nagyon sok betegség kezelhető eredményesen gyógyszeres terápiával. A gyógyszerek nagy száma ellenére még ma is vannak olyan betegségek, melyek komoly kihívások elé állítják az orvostudományt. A klinikai kutatások lehetőséget teremtenek új, hatékony terápiás lehetőségek keresésére, felfedezésére. 
Egy hatóanyag emberen történő kipróbálásáig rendkívül bonyolult és összetett fejlesztési munkát kell végezni. A hatóanyag vagy hatóanyag kombináció kiválasztása után először laboratóriumi vizsgálatokat, állatkísérleteket végeznek. Ezek eredményei nem vonatkoztathatók közvetlenül az emberre, ezért van szükség klinikai vizsgálatokra. 
A klinikai vizsgálat olyan emberen végzett orvostudományi kutatás, amelynek célja egy gyógyításra szánt hatóanyag tulajdonságainak, hatásainak, illetve az általa kiváltott nem kívánatos hatásoknak a feltárása, a gyógyszeres terápia fejlődése, egyre hatásosabb és biztonságosabb gyógyszerek kifejlesztése. Fontos kiemelni, hogy csak olyan hatóanyagok kerülnek humán kipróbálásra, melyek biztonságossága és hatásossága az előzetes vizsgálatok során megfelelőnek bizonyult. 
A klinikai vizsgálatok az Európai Unió tagállamaiban egységes elvek és eljárások szerint zajlanak és szigorú törvényi, etikai és szakmai szabályozás alatt állnak.

Az emberen végzett orvosbiológiai vizsgálatok etikai alapjait és szabályait az ún. Helsinki-deklaráció írja le. A gyógyszervizsgálatok helyes klinikai gyakorlata (ICH-GCP – Good Clinical Practice) fogalmazza meg a klinikai vizsgálatok tervezésére, végrehajtására, jelentésére vonatkozó előírásokat, valamint biztosítja az adatok hitelességét, a betegek jogait, érdekeit és a titoktartást. 
A hazai rendeletek közül a legfontosabbak: az 1997. évi CLIV. törvény az egészségügyről VIII. fejezete; a 2005. évi XCV. törvény az emberi felhasználásra kerülő gyógyszerekről;  a 35/2005-ös EüM. rendelet az emberi felhasználásra kerülő vizsgálati készítmények klinikai vizsgálatáról és a helyes klinikai gyakorlat alkalmazásáról, valamint a 235/2009-es kormányrendelet.
A klinikai vizsgálatok indulásához az Országos Gyógyszerészeti Intézet engedélye valamint az Egészségügyi Tudományos Tanács Klinikai Farmakológiai Etikai Bizottságának jóváhagyása szükséges. Minden olyan egészségügyi intézményben, ahol klinikai kutatásokat végeznek, szükség van egy helyi, intézményi etikai bizottság működésére is. 
Minden klinikai vizsgálat indulása előtt el kell készíteni egy klinikai vizsgálati tervet és az ebben megfogalmazott irányelveket a vizsgálóknak szigorúan be kell tartaniuk. A vizsgálati terv meghatározza az ún. bevonási és kizárási kritériumokat, tehát azt, hogy milyen betegcsoport vonható be a vizsgálatba. A vizsgálatban résztvevő személyek jólléte és biztonsága minden esetben elsőbbséget élvez a tudományos érdekekkel szemben.
A klinikai vizsgálat humán szakasza négy fázisra osztható. 
A fázis I. vizsgálat során első alkalommal próbálnak ki egy új gyógyszerhatóanyagot emberen. Ebben a szakaszban minden esetben egészséges önkéntesek vesznek részt. A fázis I. vizsgálatok célja, hogy információkat gyűjtsenek arról, hogyan oszlik el a hatóanyag a szervezetben, tesztelik, hogy az adott gyógyszerhatóanyagból mekkora dózist visel el a szervezet, azonosítják az esetleges mellékhatásokat, megítélik a biztonságosságot, nyomon követik a gyógyszer felszívódását és kiürülését a szervezetből. Ezen információk birtokában határozható meg az vizsgált hatóanyag ún. farmakokinetikája.
A fázis II. vizsgálatokban már egy konkrét betegcsoporton vizsgálják, hogy az adott gyógyszerhatóanyag valóban alkalmas-e gyógyításra. Ebben a fázisban a biztonságosságot, a tolerálhatóságot, a terápiás hatást vizsgálják és igyekeznek megállapítani az optimális adagolás mértékét.   
A fázis III. vizsgálatok során megerősítik a II. fázisban nyert vizsgálati eredményeket. Nagyobb számú betegen vizsgálják a készítmény biztonságos alkalmazhatóságát, a hatásosságot, követik a mellékhatásokat és összehasonlító vizsgálatokat végeznek más gyógyszerekkel. Valamennyi országban követelmény, hogy a gyógyszert biztonsági okokból a bevezetést követően még két évig figyelni kell. Ezt a célt szolgálják a fázis IV. vizsgálatok, melynek során a már forgalomba került gyógyszert összehasonlítják más készítményekkel, vizsgálják a hosszú távú hatásosságot és biztonságosságot, a költséghatékonyságot valamint az esetleges fellépő ritka mellékhatásokat.
Klinikai vizsgálatba csak olyan cselekvőképes személyek vonhatók be, akiket előzetesen megfelelően tájékoztattak, megértették a vizsgálatról kapott információkat és önként, befolyásolásmentesen, szabadon döntöttek a részvételről.

Az, hogy egy beteg bevonható-e a vizsgálatba, a kórelőzmény és a gondos orvosi kivizsgálás alapján derül ki. Minden jelentkezőnek tisztában kell lennie azzal, hogy a részvételnek nemcsak előnyei, de hátrányai is lehetnek. A részvétel előnye, hogy a beteg ingyenesen juthat egy új, hatásos szerhez, gyakoribb orvosi ellenőrzés alatt áll, hozzájárulhat a vizsgált betegség jobb megismeréséhez, ezáltal egy hatékonyabb gyógyszer kifejlesztéséhez. A vizsgálat hátrányai között kell megemlíteni azt az esetet, amikor a résztvevő nem a vizsgálati gyógyszert, hanem a hatóanyagot nem tartalmazó ún. placebot kapja, esetleg a vizsgált szer nem kellően hatásos, vagy kellemetlen mellékhatások lépnek fel. 
Nagyon fontos, hogy a beteg csak akkor döntsön a vizsgálatban való részvétel mellett, ha írásban és szóban megfelelően tájékoztatták, ha mérlegelte a várható előnyöket, hátrányokat, ha nem maradt megválaszolatlan kérdése és képesnek érzi magát az orvosi utasítások betartására. Ha a részvétel mellett dönt, akkor alá kell írnia egy Beleegyező Nyilatkozatot, melyet saját kezűleg kell dátumozni is. Az írásos Betegtájékoztatót és a Beleegyező Nyilatkozat egy-egy példányát meg kell kapnia. A vizsgálat során a betegnek be kell tartania az ellenőrzések időpontjait, oda kell figyelnie a gyógyszer pontos beszedésére és minden esetben jeleznie kell, ha bármilyen nemkívánatos esemény, mellékhatás kép fel. Amennyiben a beteg úgy dönt, hogy nem kíván részt venni a vizsgálatban, beleegyezését szóban vagy írásban indoklás nélkül bármikor visszavonhatja. Ez semmiféle hátrányt nem jelent a számára, továbbra is jogosult marad az őt megillető gyógyszeres és orvosi kezelésre. 


A klinikai vizsgálatok eredményeit, részeredményeit általában tudományos előadásokon, orvosi szakirodalomban teszik közzé. A vizsgálatban résztvevő személyek adatainak védelme szigorúan szabályozott, ennek értelmében azok semmilyen módon nem kerülnek nyilvánosságra. 
A gyógyszerek hatásosságának, biztonságosságának javításában, az új gyógyszerek fejlesztésében a klinikai vizsgálatok nagyon fontos szerepet játszanak. Ezek a vizsgálatok azonban nem lehetnének eredményesek önkéntesek részvétele nélkül, hiszen csak embereken lehet bizonyítani, hogy a vizsgált szer valóban hatásos-e, csak így lehet a vizsgált molekulából gyógyszer. 

