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Современные достижения в сфере медицинской эпидемиологии и статистики, регламентация проведения клинических исследований, разработка критериев достоверности эффективности лечения, широкое привлечение возможностей информационных технологий стали основой создания нового направления медицины – доказательной медицины. Это раздел медицины, основанный на доказательствах, предполагающий поиск, сравнение, обобщение и распространение полученных доказательств для использования в интересах больных.

Практика доказательной медицины объединяет индивидуальный практический опыт с наиболее  достоверными независимыми клиническими доказательствами, полученными в результате систематизированных исследований. Доказательная медицина – это «добросовестное, точное и осмысленное использование лучших результатов клинических исследований для принятия решений в оказании помощи конкретному пациенту» (Sackett DR , 1997). Доказательная медицина ставит во главу угла клинически важные исходы медицинских вмешательств и провозглашает, что в отношении каждого пациента должны применяться только те вмешательства, эффективность которых доказана в доброкачественных исследованиях на основе строгих научных принципов.

Абсолютно каждый новый метод диагностики и лечения болезни, прежде чем будет рекомендован к практическому применению, должен базироваться на данных добросовестных высококачественных с высокой степенью доказательности клинических исследованиях с участием человека. Данный постулат является обязательным в отношении применения любых медицинских диагностических и терапевтических вмешательств.

Золотым стандартом доброкачественности, достоверности, высокой доказательности и следовательно эффективности, безопасности и доступности любого метода диагностики и лечения является проведение клинических исследований, которые должны включать в себя такие понятия как многоцентровое проспективное, рандомизированное двойное слепое сравнительное плацебо-контролируемое исследование. 

Многоцентровые исследования должны охватывать как можно большее число центров в различных странах и континентах, в том числе чтобы исключить фактор региональных и гендерных особенностей применения тех или иных медикаментозных схем лечения. В проспективных иследованиях (Prospective study) вначале составляется план исследования, устанавливается порядок сбора и обработки данных, а затем проводится исследование по этому плану.  Рандомизированное (randomized) — исследование, в котором отбор пациентов для того или иного варианта  лечения проводится случайным образом. Цель рандомизации - стремление исключить влияние внешних незаданных условий на результат, т.е. осуществить подбор одинаковых (эквивалентных) сравниваемых групп не только по известным данным (например, по полу, возрасту, сопутствующим заболеваниям), но и любым другим признакам, значение которых исследователю может быть неизвестно. Двойное слепое (double-blinded) — исследование, в котором ни пациент, ни лечащий врач не знают, какой именно вариант (ветвь) лечения из возможных в данном исследовании применяется в конкретном случае. Контролируемое (иногда используется синоним «сравнительное») клиническое исследование, в котором исследуемое лекарственное средство, эффективность и безопасность которого до конца еще не изучены, сравнивают с препаратом, эффективность и безопасность которого хорошо известны (препарат сравнения): плацебо, стандартная терапия или отсутствие лечения вообще. Плацебо-контролируемые исследования – это когда группа сравнения получает плацебо-таблетку, не содержащую активного вещества.

В последнее время широко дискутируется вопрос об этичности плацебо-контролируемых исследований, и данные последних клинических исследований в основном предполагают сравнения различных подходов терапевтических схем лечения с определением наибольшей эффективности и безопасности в конкретных клинических ситуациях.

Основным документом регламентирующие этические и правовые аспекты защиты прав пациента, принимающего участие в проведение клинических исследований с участием человека, является Хельсинская декларация.  Декларация содержит конкретные рекомендации относительно клинических испытаний, которые проводятся с целью диагностических и лечебных вмешательств в интересах больного. Одним из основных принципов Хельсинкской Декларации является то, что «…врач имеет право сочетать испытание с лечением для получения новых данных лишь в той мере, в какой это оправдано пользой для больного… и при проведении на человеке испытания с чисто научными целями врач должен все время оставаться в роли защитника жизни и здоровья испытуемого».
