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На даний час у цивілізованому світі вважається законом, що новий метод діагностики і лікування хвороби, перш ніж буде рекомендований до практичного застосування, повинен пройти клінічне дослідження.
Процедури і дизайн клінічних досліджень активно розроблялися в останні десятиліття. Були класифіковані типи і критерії достовірності результатів дослідження. Перший спосіб класифікації клінічних досліджень – згідно з наявністю втручання в звичайну тактику ведення пацієнта. Критерієм іншого способу класифікації є мета випробування. Виділяють шість різних типів клінічних досліджень: профілактичні, скринінгові, діагностичні, терапевтичні, дослідження якості життя, програми розширеного доступу.  Дизайн дослідження – це загальний план дослідження, описання того, як воно буде проводитись. Основні типи наглядових досліджень – когортне, проспективне когортне, ретроспективне когортне, дослідження «випадок- контроль» та ін.. Необхідна процедура рандомізації – розподіл хворих випадковим чином, для включення їх до досліджуваної і контрольної групи, і тому хворі мають однакову можливість отримувати досліджуваний препарат або плацебо. Еталонним методом дизайну клінічних досліджень, «золотим стандартом» є  багатоцентрове рандомізоване плацебо-контрольоване подвійне сліпе дослідження, основні ознаки якого: наявність групи контролю, використання плацебо, рандомізація, застосування «засліплення». ВООЗ підтримує пріоритет багатоцентрових рандомізованих плацебо-контрольованих подвійних сліпих досліджень серед інших типів досліджень.

Важливою умовою визначення безпеки майбутнього препарату є дотримання норм GСP (Good Clinical  Practice – належна клінічна практика), що пропонують міжнародні стандарти планування та проведення досліджень на людях, дотримання етичних принципів.  Одним із базових у сучасній біоетиці є  правило інформованої згоди. 
