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Мета дослідження: аналіз впливу сучасних клінічних досліджень (КД) на розвиток фармацевтичної науки для за-
безпечення пацієнтів ефективними та безпечними лікарськими засобами.
Матеріали та методи. Застосовано бібліосемантичний метод для аналізу стандартизації функцій міжнародних 
регуляторних органів, зокрема Food and Drug Administration та European Medicines Agency, які вимагають суво-
рого дотримання принципів Good Clinical Practice та настанов International Council for Harmonisation, що гарантує 
етичність, достовірність і відтворюваність КД. Сучасна методологія КД ґрунтується на використанні рандомізації, 
подвійного сліпого контролю, визначенні контрольних груп і забезпеченні достатньої статистичної потужності. Такі 
підходи дають змогу мінімізувати систематичні похибки та забезпечити валідність результатів.
Результати. У статті наведено аналітичні дані щодо КД як базової складової фармацевтичної науки, що сприяє 
трансформації фундаментальних наукових ідей у практичні терапевтичні рішення, висвітлено сучасну методологію 
КД, охарактеризовано інноваційні процеси формування дизайну КД, зокрема адаптивні та цифрові підходи.
Висновки. КД відіграють центральну роль у розвитку сучасної фармацевтичної науки, забезпечуючи перехід від 
фундаментальних досліджень до створення ефективних і безпечних лікарських засобів. У сучасних умовах їх ево-
люція визначається впровадженням штучного інтелекту, персоналізованої медицини, децентралізованих підходів 
та цифрових технологій моніторингу. Інтеграція інноваційних методів, адаптивних дизайнів досліджень, а також 
забезпечення прозорості даних і дотримання високих етичних стандартів формують нову парадигму клінічних ви-
пробувань і сприяють сталому, технологічно орієнтованому розвитку фармацевтичної галузі.
Ключові слова: клінічні дослідження, фармацевтична наука, регуляторна гармонізація клінічних досліджень, децентра-
лізація клінічних досліджень, етика, охорона здоров’я, репродуктивне здоров’я, нормативно-правове забезпечення, соці-
ально-медичні проблеми.

The role of clinical trials in the development of pharmaceutical science
G. V. Zaychenko, S. P. Posohova

The objective: to analyze the impact of modern clinical trials (CTs) on the development of pharmaceutical science to provide 
patients with effective and safe medicines.
Materials and methods. The bibliosemantic method was used to standardize the functions of international regulatory insti-
tutions, in particular the Food and Drug Administration and European Medicines Agency, which require strict adherence to 
the principles of Good Clinical Practice and International Council for Harmonisation guidelines, which guarantees the ethics, 
reliability and reproducibility of CTs. Modern CT methodology is based on the use of randomization, double-blind control, the 
definition of control groups and ensuring sufficient statistical significance. Such approaches allow to minimize the systematic 
errors and ensure the validity of the results.
Results. The article presents analytical data on CTs as a basic component of pharmaceutical science, which contributes to the 
transformation of fundamental scientific ideas into practical therapeutic solutions. The modern methodology of CTs is high-
lighted, innovative processes for forming the design of CTs are shown, including adaptive and digital approaches.
Conclusions. CTs play a central role in the development of modern pharmaceutical science, facilitating the transition from basic 
research to the creation of effective and safe medicines. In modern conditions, their evolution is determined by the introduction of 
artificial intelligence, personalized medicine, decentralized approaches and digital monitoring technologies. The integration of in-
novative methods, adaptive research designs, as well as ensuring data transparency and adherence to high ethical standards form a 
new paradigm of clinical studies and contribute to the sustainable, technology-driven development of the pharmaceutical industry.
Keywords: clinical trials, pharmaceutical science, regulatory harmonization of clinical trials, decentralization of clinical trials, 
ethics, health care, reproductive health, regulatory and legal support, socio-medical issues.

Клінічні дослідження  (КД) є базовою складовою 
фармацевтичної науки, що сприяє трансформації 

фундаментальних наукових ідей у практичні терапев-
тичні рішення. Вони забезпечують оцінку безпеки, 
ефективності та оптимальних режимів застосування 
лікарських засобів у реальному клінічному контексті, 
створюючи основу доказової медицини й фармакоте-
рапії  [1–3]. В умовах стрімкого розвитку технологій, 

глобалізації регуляторних вимог та інтеграції матема-
тичних та обчислювальних підходів КД стають дедалі 
складнішим і багатограннішим процесом, що впливає 
на всі аспекти фармацевтичної науки [4–6].

Мета дослідження: аналіз впливу сучасних КД 
на розвиток фармацевтичної науки для забезпечення 
пацієнтів ефективними та безпечними лікарськими 
засобами.
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МАТЕРІАЛИ ТА МЕТОДИ
Застосовано бібліосемантичний метод для аналізу 

стандартизації функцій міжнародних регуляторних 
органів, зокрема Управління з контролю за харчови-
ми продуктами та лікарськими засобами США (Food 
and Drug Administration – FDA) та Європейського 
агентства з лікарських засобів  (European Medicines 
Agency – EMA), які вимагають суворого дотримання 
принципів належної клінічної практики (Good Clini-
cal Practice – GCP) та настанов Міжнародної ради 
з гармонізації  (International Council for Harmonisa-
tion – ICH), що гарантує етичність, достовірність і 
відтворюваність КД. Сучасна методологія КД ґрун-
тується на використанні рандомізації, подвійного 
сліпого контролю, визначенні контрольних груп та 
забезпеченні достатньої статистичної потужності. 
Такі підходи дозволяють мінімізувати систематичні 
похибки й забезпечити валідність результатів.

РЕЗУЛЬТАТИ ДОСЛІДЖЕННЯ 
ТА ЇХ ОБГОВОРЕННЯ

На сьогодні КД мають важливе біологічне та прак-
тичне значення. Вони охоплюють увесь спектр випро-
бувань лікарських засобів відповідно до встановлених 
так званих фаз КД, що дає змогу оцінити безпеку, фар-
макокінетику, терапевтичну активність і довгострокові 
ефекти нових препаратів [1, 2, 7].

I фаза спрямована на первинну оцінку безпеки, 
переносимості та визначення оптимального дозування 
лікарських засобів у здорових добровольців або обме-
жених групах пацієнтів [2, 8].

II фаза зосереджена на попередній оцінці ефектив-
ності та виявленні побічних реакцій у цільовій попу-
ляції [2, 3].

III фаза передбачає масштабне порівняння нового 
препарату зі стандартною терапією з метою підтвер-
дження ефективності й безпеки [2, 9].

IV фаза охоплює постмаркетингові спостережен-
ня, фармаконагляд та оцінку ефективності в реальних 
умовах клінічної практики [2, 10].

Як відомо, результати КД формують доказову базу 
для регуляторних рішень і є ключовими для впрова-
дження інноваційних лікарських засобів у повсякден-
ну медичну практику [6, 11].

Міжнародні регуляторні органи, зокрема FDA – дер-
жавний орган, відповідальний за регулювання лікар-
ських засобів, вакцин, медичних виробів, біологічних 
препаратів, харчових продуктів і косметики у США, 
та EMA – регуляторний орган Європейського Со-
юзу (ЄС), який оцінює, схвалює та контролює безпе-
ку й ефективність препаратів для використання в ЄС, 
вимагають суворого дотримання принципів GCP – 
Міжнародного етичного та наукового стандарту пла-
нування, проведення, моніторингу, документування 
та звітування КД за участю людини, а також наста-
нов ICH – Міжнародної ради з гармонізації технічних 
вимог до реєстрації лікарських засобів для людини, 
яка розробляє міжнародні настанови для узгодження 
вимог до якості, безпеки й ефективності лікарських 
засобів між ЄС, США, Японією та іншими країнами, 
що гарантує етичність, достовірність і відтворюваність 

КД [6, 12]. Впровадження в ЄС Регламенту клінічних 
випробувань (Clinical Trials Regulation) та Інформацій-
ної системи клінічних випробувань ЄС (Clinical Trials 
Information System) спрямоване на гармонізацію регу-
ляторних процедур, підвищення прозорості та доступ-
ності інформації щодо КД [11, 13].

В основі методології сучасних КД лежать прин-
ципи рандомізації, подвійного сліпого контролю, ви-
значення контрольних груп і забезпечення достатньої 
статистичної потужності [14, 15]. Такий підхід сприяє 
формуванню високої якості доказової бази, мінімізу-
ючи вплив систематичних помилок і підтверджуючи 
валідність результатів [16, 17].

Інновації в дизайні КД включають, зокрема, адап-
тивні та цифрові підходи. Адаптивні дизайни дають 
змогу вносити зміни до протоколу дослідження на основі 
проміжного аналізу без втрати наукової достовірнос-
ті, що сприяє підвищенню ефективності й зниженню 
витрат [18, 19]. Цифрові біомаркери, реальні клінічні 
дані та докази дедалі частіше інтегруються в дизайн 
клінічних випробувань [20, 21].

Перспективними є in silico клінічні випробування – 
вид досліджень, в яких ефективність і безпеку лікар-
ських засобів, медичних виробів або методів лікування 
оцінюють за допомогою комп’ютерного моделювання 
та симуляцій, а не лише на реальних пацієнтах. Тобто 
замість того, щоб одразу тестувати лікарські засоби на 
людях чи тваринах, вчені створюють віртуальних паці-
єнтів і перевіряють, як препарат або метод лікування 
впливатиме на організм у комп’ютерній моделі. Під час 
проведення in silico випробувань використовують ма-
тематичні моделі фізіології людини, біологічні та фар-
макологічні дані, штучний інтелект (ШІ) і машинне 
навчання, а також симуляції клітин, органів або цілих 
систем організму. Застосування цих технологій відбува-
ється при розробці нових ліків, оптимізації дозування, 
прогнозуванні побічних ефектів, тестуванні медичних 
виробів (наприклад, імплантатів) і персоналізованій 
медицині. Їхніми перевагами є зменшення потреби в 
експериментах на тваринах, пришвидшення розробки 
препаратів, зниження вартості КД і підвищення безпеки 
перед випробуваннями на людях. Проте обмеженнями є 
залежність моделей від якості вихідних даних, немож-
ливість повної заміни реальних клінічних випробувань, 
а також необхідність валідації регуляторними органами.

Регулятори, зокрема FDA та EMA, уже визнають 
in silico дослідження як допоміжний доказ, особливо 
для медичних виробів і ранніх етапів розробки лікар-
ських засобів. In  silico клінічні випробування, базу-
ючись на комп’ютерному моделюванні, дозволяють 
прогнозувати результати терапії, оптимізувати дизайн 
досліджень і зменшувати потребу в реальних випро-
буваннях на ранніх етапах [22, 23]. Вони особливо пер-
спективні для дослідження рідкісних захворювань та 
персоналізованої медицини [24, 25].

Інтеграція ШІ й машинного навчання як інновацій-
ного напряму КД дозволяє оптимізувати відбір пацієн-
тів, прогнозувати результати досліджень і підвищувати 
точність аналізу даних [17, 24, 26]. Це сприяє скоро-
ченню тривалості клінічних випробувань та підвищен-
ню ймовірності їх успіху [27].
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Етичні та регуляторні виклики КД визначають-
ся тим, що їх проведення неможливе без дотримання 
етичних принципів, які передбачають захист прав, без-
пеки й гідності учасників [28]. Обов’язковими є інфор-
мована згода на участь у дослідженні, незалежна етич-
на експертиза та постійний моніторинг ризиків [6, 12]. 
Проблема недостатньої репрезентативності вибірок, 
зокрема щодо статі, віку і етнічного походження, за-
лишається актуальною та потребує вдосконалення ди-
зайну досліджень [29, 30].

Щодо економічного впливу КД, необхідно врахову-
вати, що клінічні випробування становлять найбільш 
витратну частину фармацевтичних досліджень і розро-
бок. Витрати на проведення II–III фаз є визначальни-
ми для інвестиційних рішень та формування стратегій 
фармацевтичних компаній [10, 31]. Водночас оптимі-
зація дизайну досліджень і використання інноваційних 
технологій дають змогу підвищити економічну ефек-
тивність розробки лікарських засобів [32].

Вплив КД на розвиток фармацевтичної науки ви-
являється в таких аспектах:

1.	Формування доказової медицини й стандартів 
лікування: КД є основою формування клінічних 
настанов та стандартів лікування, зокрема у сфе-
рі онкології, нейродегенеративних і рідкісних за-
хворювань [8, 33].

2.	Освітній та професійний розвиток: результати 
клінічних випробувань активно використовують-
ся у фармацевтичній освіті, сприяють розвитку 
клінічної фармації та підвищенню кваліфікації 
фахівців [5, 34].

3.	 Роль у системі охорони здоров’я: КД сприяють 
інтеграції національних систем охорони здоров’я 
у глобальний науковий простір, забезпечують 
доступ пацієнтів до інноваційних методів ліку-
вання і підвищують якість медичної допомо-
ги [13, 35–39].
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