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서      론

International Conference on Harmonization는 임상시험

을 “연구 대상 물질의 임상적, 약리학적, 그리고/혹은 기타 약

력학적(pharmacodynamic) 효과를 발견하거나 증명하기 위

해서, 연구 대상 물질의 이상반응을 찾아내기 위해서, 그리고/

혹은 안전성과 효과를 확인할 목적으로 연구 대상 물질의 흡

수, 분포, 대사, 배설을 연구하기 위해서 인간을 대상으로 시도

하는 조사”라고 정의하였다.1) 개발 중인 모든 새로운 약물은 임

상시험을 통과하여 안전성과 효과를 증명하지 못하면 인간에

게 사용할 수 없다. 또 임상시험을 통한 새로운 정보나 증거에 

기반하지 않고서는 약물 사용에 대한 유용한 가이드를 만들어 

낼 수 없다. 따라서 새로 개발된 치료법의 효과를 극대화하고 

부작용을 최소화하여 최적의 치료 효과를 기대하기 위해서는 

임상시험에 대한 이해가 필수적이다. 본 종설에서는 임상시험

을 수행하는데 가장 먼저 고려해야 할 윤리적 원칙을 소개하

고, 일반적으로 통용되는 임상시험의 단계를 알아 보고, 마지

막으로 임상시험의 결과를 실제 임상 현장에 적용할 때 고려해

야 할 점들을 토의한다. 본 논문에서 논의되는 내용은 향후 심

화 학습을 위한 기초 수준의 정보를 담고 있기 때문에 보다 깊

은 이해를 위해서는 임상시험을 직접 설계하고 수행하고 분석

하여 보고하는 실무적인 행위가 동반되어야 한다.

본       론

미국 National Institute of Health(이하 NIH)의 연구원인 

Emanuel 등2)은 비록 공식적인 NIH의 입장은 아니지만 임상

시험을 설계하고 수행하는데 있어서 반드시 고려해야 할 일곱 

가지 윤리적인 항목들을 기술하고 설명하였다. 이는 그동안 발

표되었던 Nuremberg Code, 헬싱키 선언, 벨몬트 보고서 등이 
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발생한 사건에 대응하여 제시된 윤리적 기준이기 때문에 특정 

사안만 고려한 것인데 반하여, Emanuel 등이 제시한 것은 일

반적으로 고려해야 하는 포괄적인 내용을 담고 있어서 임상시

험을 수행할 연구자들은 읽고 고려할 가치가 높다. 저자들이 제

시한 일곱 가지 고려점은 다음과 같다.

사회적 가치(Social value)

임상시험은 과학 연구에 바탕을 둬야 정당화되며 그 결과

는 건강 증진이나 과학 지식의 진보에 기여해야 한다. 따라서 

자원이 의미 없는 임상 연구에 투자되어서는 안되며 인간을 착

취하는 어떤 시도도 이루어져서는 안된다.

과학적 타당성(Scientific validity)

임상시험의 방법은 명확한 목적과 통계적으로 증명 가능한 

결과를 도출할 수 있어야 한다. 전임상(preclinical) 연구 자료

와 독성학적 자료를 주의 깊게 분석해야 하고 향후 과학적 발

견의 가설을 세우기 위한 기초 자료로 사용해야 한다. 임상시

험은 왜곡되어서는 안되고 비합리적인 의도나 조건하에서 수

행해서도 안된다.

공정한 피험자 선정(Fair subject selection)

피험자의 선정은 과학적 목적에 부합해야하며 피험자에게 

부당한 이익을 주려하거나 위험한 상황에 빠트리지 말아야 

한다. 또 어떤 편익을 주기 위해 임상시험에 참여시켜서도 안

된다. 선정 및 제외기준은 과학적 근거에 바탕을 두고 사려 깊

게 선택되어야 한다. 또한 각 선정기준이 선택된 과학적 근거

가 존재해야 한다. 

피험자 동의(Informed consent)

피험자에게 어떤 치료군에 배정되었는지, 임상시험의 방법, 

예상되는 위험과 이익 등을 미리 주지시켜야 한다. 또한 어떤 

대안이 가능한지 제시해야 한다. 피험자에게 연구 참여를 시

키기 위한 어떤 압력도 가해서는 안되며 자발적 참여여야 하

고 언제든 불이익을 당하지 않고 연구에서 떠날 수 있어야 한

다. 연구의 요구조건이나 함축된 의미를 제대로 이해할 수 없

는 어린 나이나 인지기능의 문제가 있는 피험자는 합리적 결

정을 도울 수 있는 대리 보호자의 결정을 반드시 얻어야 한다.

합리적인 위험-이득 비율(Favorable risk-benefit ratio)

위험과 이익 간의 균형을 분석하고 언제나 피험자가 최소한

의 위험과 최대한의 이익이 돌아가도록 해야 한다. 위험-이익 

분석은 전임상 연구를 통해 획득한 과학적 자료에 근거해서 

이루어져야 한다. 위험-이익 간의 비율이 확실하지 않을 때는 

임상시험을 수행해서는 안 된다.

임상윤리위원회(Institutional Review Board/

Independent Ethics Committee, 이하 IRB/IEC)

임상시험에 대한 독립된 심사가 이루어 지도록 독립된 조직

이 임상시험을 평가하고 이해관계 상충이 일어나고 있는지 기

술해야 한다. Institutional Review Board/Independent Eth-
ics Committee(이하 IRB/IEC)는 피험자의 안녕을 담보하기 

위한 제 3자로 활동하며 임상시험이 계획대로 행해지도록 견

제해야 한다. IRB/IEC 위원은 임상가, 과학자, 법률가, 종교인, 

일반인 등으로 구성해서 서로 다른 관점을 대표하도록 하고 피

험자의 권리를 보호해야 한다. 연구자는 연구 활동의 변화가 

발생하면 IRB/IEC에 통지해야 한다. 이 변화가 피험자의 안

전에 영향을 미칠 가능성이 있다면 임상시험을 계속 진행하기 

전에 승인받아야 한다. IRB/IEC는 임상시험을 중지시킬 수 있

는 권한이 있으며 임상시험의 절차나 방법을 변경하도록 요구

할 수 있다.

인간 피험자에 대한 존경(Respect for human subjects)

피험자는 보호되어야 하고 임상시험을 진행하면서 피험자

가 경험하는 변화는 주의 깊게 모니터되어야 하고 필요하면 적

절한 치료가 제공되어야 한다. 임상시험 중에 나타나는 위험이

나 이익을 피험자에게 알려야 하며 그에 따른 피험자의 결정은 

존중되어야 한다. 임상시험의 결과는 피험자에게 즉시 왜곡

하지 말고 알려야 한다.

임상시험은 개발 중인 약물에 대한 누적된 정보량, 목적, 개

발 시점 등에 따라 구별되는 단계가 있고 각 단계가 달성하고

자 하는 목적을 이해하면 임상시험의 전반적인 흐름과 구조

를 파악하는데 도움이 된다. 그러나 임상시험은 이전 단계를 

종료해야만 다음 단계로 진입할 수 있는 것은 아니며, 여러 단

계의 임상시험이 동시에 겹치기도 한다. 각 단계를 언제 시작

하는가는 고도의 전략적 판단과 누적된 자료에 바탕을 두고 

결정하게 된다. 

0상 연구(Phase 0 Study, microdosing study)

극 미량의 시험약물을 1상 시험보다 훨씬 이른 시점에 임상

시험 자원자에게 투여하는 0상 시험이 최근 증가 추세이다. 이

때 사용하는 약물 용량은 치료 용량의 백분의 일부터 많게는 

100 μg 정도의 용량을 사용한다.3) 이런 정도의 용량에서는 약

물에 의한 전신 반응이 일어날 가능성은 거의 없지만 예민한 

분석기법을 사용해서 세포 수준에서의 반응 양상은 연구할 

수가 있다. 이때 시험약물은 C14 같은 방사선동위원소를 사용

하여 검출을 쉽게 만든 약물을 이용한다. 전형적인 0상 임상
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시험은 4~6명의 건강한 자원자를 대상으로 경구 투여와 정맥 

투여를 교대로 하는 교차디자인(crossover design)으로 설계

하며 혈액과 소변에서 약물 및 약물의 대사 산물의 양을 정밀

하게 측정한다. 이를 통해 얻게 되는 자료는 대사와 배설 경로 

및 Cmax, area under the curve, 반감기 등의 약동학(pharma-
cokinetic)적으로 유용한 자료를 얻게 된다.3) 0상 연구는 위험

을 최소화하여 약동학 연구를 할 수 있고 막대한 시간과 비용

이 드는 본격적인 임상시험 이전에 시행함으로써 약물 후보 물

질의 생체 내 활동을 저렴한 비용으로 연구할 수 있는 장점이 

있다.

1상 연구(Phase 1 Study)4)

1상 임상시험은 특수한 경우인 0상 임상시험을 제외한다면 

인체를 대상으로 약물을 시험해 보는 첫 번째 임상시험이다. 

이 단계 연구의 가장 중요한 목적은 새로운 치료법의 안전성

을 평가하는 것이다. 그 밖에 목적은 시험약물의 약동학(흡수, 

분포, 대사, 배설)과 약력학을 연구하는 것이다. 전형적인 1상 

임상시험은 건강한 자원자를 대상으로 하고 대개의 경우 금전

적인 보상을 자원자에게 제공한다. 그러나 특별한 경우에는 

위험과 이득 사이의 균형을 고려한 다음, 중증의 질환이나 말

기 환자를 연구에 참여시키기도 한다. 대부분의 1상 연구는 

공개 표지(open label) 형식으로 진행한다. 필요한 피험자 수

는 10~100명 수준이다. 전임상(preclinical) 연구 단계를 통해 

설정한 용량을 시험약물의 시작 용량으로 한다. 연구가 진행

되면 단계별로 용량을 상승시켜서 분명한 약물 반응이 일어 

나는 것을 관찰하게 된다. 연구 진행 기간 동안 면밀하게 이상

반응을 관찰하고 기록한다. 연구에 따라서는 혈액, 소변, 대변, 

기타 생리학적 정보를 얻어서 약동학적 변수를 계산하는데 이

용한다. 피험자가 시험용 약물에 대해 어떻게 느끼는가(예를 들

면, 통증, 두통, 열감, 피로감, 불안, 초조감 등), 활력징후(혈압, 

심박수, 체온 등), 행동상의 변화 등도 꼼꼼하게 관찰하고 기

록한다. 연구 디자인이 얼마나 복잡한가에 따라 다양하지만 

전형적인 1상 임상시험은 수개월에서 길게는 1년이 걸린다.

2상 연구(Phase 2 Study)4)

2상 임상시험의 목적은 개발 목표 질환군에서 새로운 치료

법의 안전성과 효능을 조사하는 것이다. 이를 위해 여러 다양

한 용량을 사용하게 된다. 디자인 상에서는 시험용 약물군뿐 

아니라 대조군을 사용하여 비교 연구 디자인을 선호한다. 대

조군으로 현재 표준치료이거나 위약을 사용한다. 어떤 대조

군을 사용할 것인지 기준은 피험자의 안전이다. 대조군을 사

용할 때 무작위 배정(randomization)을 하게 된다. 무작위 배

정의 방법, 실제 수행, 기록 등은 대조군 연구 진행에서 대단

히 중요하다. 또 하나 중요한 대조군 비교연구의 기법은 맹검

(blinding)이다. 이는 피험자가 어떤 치료군에 배정되었는지 모

르게 하는 것이다. 여기에서 더 나아가 연구자도 피험자가 어

떤 치료군에 배정되었는지 모르게 하는 이중 맹검 방식(dou-
ble blind)이 사용되기도 한다. 이는 연구 결과에 영향을 줄 수 

있는 가능한 왜곡을 최대한 방지하고자 하는 노력이다. 2상 임

상시험의 결과는 효과적인 용량을 결정하고 약물 투여 빈도

와 투여기간에 대한 정보를 제공한다. 이를 위해 연구 디자인

에 약물개발의 목표가 되는 질병군과 관련 있는 임상적 목표

점(endpoint)과 표지자(marker)을 사용하여 약물과 질병 간

의 상호작용을 평가한다. 표지자에는 2가지 형태가 있다. 결정

적 표지자(definitive marker)와 대리 표지자(surrogate mar-
ker)가 그것이다. 암이나 고혈압에서 결정적 표지자는 사망률

이나 뇌졸중 비율이 될 것이고 종양의 크기, Tumor Growth 

Factor-α같은 종양연관 단백질, 혈압, 콜레스테롤 수치 같은 

것들이 대리 표지자의 예이다. 연구 종료 후 통계 분석에서는 

상이한 환자군별로 약물의 영향을 평가해서 최적의 치료 조

건을 결정하는 것도 2상 연구를 통해 얻을 수 있는 중요한 정

보이다. 2상 연구에 필요한 대략적인 피험자 수는 50~500명 수

준이며 전체 연구 기간은 1~2년이 걸리지만 좀더 복잡한 디자

인의 연구에서는 그 이상이 걸리기도 한다. 1상과 2상 임상시

험의 성공률은 30%선이다.

3상 연구(Phase 3 Study)4)

3상 임상시험의 목표는 대규모 환자군에서 약물의 효과를 

확증(confirmation)하는 것이다. 3상 임상시험은 신약이 인종

적 다양성에 어떻게 반응하는지 보여주기 위해 다양한 지역

에서 여러 인종을 포함하는 많은 병원에서 동시에 연구가 진

행된다. 3상 임상시험의 결과는 약물의 효능에 대한 결정적인 

증거를 제공하고 그 결과에 따라 약물 개발의 성공과 실패가 

갈리기 때문에 3상 임상시험을 결정적 연구(pivotal study)라

고 한다. 연구의 디자인은 시험약물의 효능을 극대화하기 위

한 최적의 결과를 낼 수 있도록 주의 깊고 세심하게 결정되어

야 한다. 연구 종료 후에는 표준 결과 분석뿐만 아니라 다양하

고도 광범위한 통계 분석을 수행한다. 그래서 시험약물이 현

재 표준치료에 대비해 우월하지 않더라도 여러 다양한 아집단

(subgroup)으로 나눠 분석하여 어떤 특정한 집단에서는 시험

약물의 우월함이 있을 수 있음을 보여 줄 수도 있다. 3상 임상

시험 결과는 시험약물의 안전성과 효과에 대한 가장 중요한 

자료를 제공한다. 이 자료에는 용량, 치료빈도, 치료 기간, 목표 

질병, 목표 환자군 등이 포함된다. 연구의 스폰서는 이런 모든 

자료를 체계적으로 정리하여 정부의 허가관청에 제출하고 허

가관청은 이 자료를 검토하여 시판 허가 여부를 결정한다. 3상 
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임상시험에 필요한 피험자 숫자는 수백 명에서 수천 명 수준

이며 최소한 2개의 3상 임상시험을 수행해야 한다. 평균 연구 

기간은 3~5년이다. 

4상 연구(Phase 4 Study)4)

4상 임상시험은 통제되지 않은 실제 상황에서 신약의 효과

와 부작용을 모니터하기 위하여 신약 시판 후 수행하는 임상

시험이다. 시판 후 조사(postmarket surveillance, PMS), 기존 

표준치료법과의 비교연구, 부작용 조사 연구, 삶의 질 연구, 비

용-효과 연구 등이 모두 4상 임상시험에 포함된다. 4상 임상시

험이라도 모든 이상반응은 보고되어야 하며 환자의 안전이 가

장 중요하다. 

임상시험은 여러 다양한 분야의 전문가가 참여하고 막대한 

비용과 상당한 기간이 소요되며, 많은 피험자가 참여하는 복

잡한 과정이다. 그렇다고 해서 그 결과를 무비판적으로 받아

들이는 것은 적절한 태도가 아니다. 논문의 형태로 보고되는 

임상시험의 결과는 단지 결과뿐만 아니라 연구설계, 방법, 절

차, 결과분석 등을 꼼꼼하게 비판적으로 따져야 진정한 교훈

과 실제 임상에 적용할 때 필요한 최대한의 정보를 이끌어 낼 

수 있다. 임상시험 보고서를 읽을 때 고려할 몇 가지 포인트를 

정리하였다.

피험자 구성 

임상시험의 대상 환자를 선정하는 일은 엄격한 선정/제외 

기준이 제시하는 임상 프로파일에 따라 이루어진다. 그런데 선

정/제외 기준에서 제시한 특정 정신질환의 스케일은 그 질환

의 여러 요소를 포함하고 있는 전체 점수이기 때문에, 스케일 

점수의 충족만으로 피험자를 선정하는 것은 피험자 집단의 

균질성이 떨어질 가능성이 높다. 예를 들면, 조현병 임상시험

의 표준 스케일인 Positive and Negative Syndrome Scale은 

양성 증상, 음성 증상, 비체계적 사고, 통제불능의 적개심, 불

안/우울 증상의 요소를 가지고 있다.5) 따라서 전체 점수만으로 

피험자 선정기준을 삼았을 때, 모집한 피험자 집단이 유사한 

프로파일이 아니라 오히려 다양한 증상군을 가진 피험자들로 

이루어져 있을 가능성이 더 높다.6) 이런 다양한 조현병의 요소 

중에서 특정 요소의 장애를 보이는 피험자 집단만으로 구성하

여 임상시험을 시도한다면 좀 더 고도의 통찰을 얻을 수 있을 

테지만, 반면 피험자를 모집하기가 지나치게 어렵고 목표로 하는 

숫자의 피험자를 모집할 때까지 시간이 오래 걸릴 것이다. 따라

서 임상시험의 설계자는 그 사이 어디에서 타협을 하게 된다. 이

런 경우, 스케일의 전체 점수를 통한 임상시험 결과의 성공과 실

패 뿐 아니라 2차 지표로 제시되는 요인 점수, 기타 추가로 적용

한 스케일, 아집단 비교 결과 등을 꼼꼼하게 검토해야 한다.

연구 기간

임상시험 기간을 결정하는 문제는 임상시험의 목적에 따라 

달라지기 마련이다. 급성기 증상의 완화를 볼 목적과 유지치

료 기간 중의 재발률을 보기 위한 임상시험은 시험 기간면에

서 후자가 훨씬 길 것이다. 

효과를 판정하기 위한 표준적인 임상시험 기간을 정하는 기

준은 관찰하고 싶은 치료 효과를 얻는데 필요한 최소한의 기

간일 것이다. 그런데 조현병에 대한 치료 반응이 예전에 제시

했던 6주 내지 8주 걸린다는 가설에 따라 조현병 임상시험의 

표준으로 제시한 Honer 등6)의 제안을 여전히 따르고 있지만, 

Leucht 등7)은 각종 임상시험 연구 결과를 통한 메타분석을 

거쳐 조현병의 치료 반응이 생각보다 훨씬 빠르다는 가설을 내

놓고 있어서 향후 임상시험 디자인의 변화를 예상해 볼 수 있

다. 여기에 덧붙여, 조현병의 각종 증상들이 치료에 반응하는 

시간이 다르다는 가설도 있다. 예를 들어 망상은 한 달 이내에 

치료 반응을 보이는 증상인 반면 환각은 그보다 훨씬 더 걸린

다는 것이다.8) 따라서 향후 특정 증상을 목표로 하는 약물을 

개발할 경우 임상시험 기간을 정하는 문제는 당시까지의 연구 

결과를 면밀하게 검토하여 정해야 위양성 혹은 위음성 결과

를 낮출 수 있을 것이다. 

퇴행성 신경질환은 치료에 반응하는 기간이 훨씬 길기 때

문에 검토하고자 하는 새로운 치료가 질병의 경과를 늦추거

나 정지시킬 수 있는지 보려면 1년 이상의 임상시험 기간을 가

져야 할 것이다. 

임상적 결과점(Endpoint)의 선택

임상시험의 성공과 실패 여부를 판가름하는 지표인 판정기

준은 각 정신질환에 특이적인 스케일의 전체 점수 변화를 이

용하였다. 이때 사용되는 스케일들은 대부분 정신질환의 핵심

증상을 기준으로 선정된 문항을 이용하여 표준화 과정을 거

쳐 제작된 것이다. 그런데 최근에는 효과와 부작용뿐만 아니

라 건강관련 삶의 질(health-related quality of life, HR-QoL), 

치료에 대한 환자의 주관적인 견해, 전반적인 효능을 판정기

준으로 삼는 연구들이 늘어나고 있다. 건강관련 삶의 질은 환

자가 자신의 건강상태와 신체적, 정신적, 사회적 기능의 역량

을 스스로 평가하고 보고한 것이다.9) 이런 주관적인 평가 도구

를 판정기준으로 사용할 때에는 인지기능이 떨어지는 조현병 

환자나 신경퇴행성 질환자처럼 지문을 이해하는데 어려움을 

겪는 환자까지 넓히는 것은 무리가 있다. 

반응군과 비반응군

치료에 대한 반응이 충분하지 않다면 당연히 임상시험의 실

패로 귀결되어 해당 치료제는 시판될 수 없겠지만, 임상시험
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은 통과하였는데 실제 임상 현장에서는 치료 반응이 기대했

던 대로 나와주지 않으면 큰 문제를 일으킬 것이다. 이런 경우

는 위약군에서 치료 반응이 낮아 임상시험에서 탈락한 피험자

들을 부적절하게 처리하거나 시험약군에서도 치료 반응이 부

족하거나 부작용으로 탈락하는 환자들을 고의적으로 분석에

서 누락시킬 때 일어날 수 있다.10) 따라서 임상시험 결과 보고

서를 읽을 때는 탈락자 처리를 어떻게 하였는지, 탈락률은 어

느 정도였는지, 탈락자들을 시험군별로 원인에 따라 분석하였

는지를 면밀하게 살펴야 한다. FDA에서도 수년간 받아들이고 

있는 탈락자를 처리하는 표준 방법은 intention to treat 방법

에서 중도 탈락한 피험자라 하더라도 임상시험을 종료했다고 

가정하고 그 피험자의 탈락 직전 마지막 관측치를 임상시험 종

료 시점까지 연장하는 last observation carried forward 방법

이다.11) 

위약 효과

최근 정신과 영역의 임상시험에서 가장 문제가 되는 것은 

위약 효과가 지나치게 높게 나온다는 것이다. 항우울제 임상

시험에서 위약효과는 11~18%까지 나타나며 현재 시판 중인 항

우울제라 하더라도 임상시험을 한다면 위약 대비 우월한 효과

를 보일 가능성은 절반에 불과하다고 한다.12) 또한 시험약과 

위약 사이의 효과 차이가 예전에는 30%가 넘었지만 최근에는 

10~20%로 줄어들었다.11) 최근의 정신신경계 임상시험에서 높

은 위약 효과는 여러 가지 원인에서 비롯되었다. 전세계적으로 

임상시험의 빈도와 필요한 피험자가 늘어나고 경쟁적인 피험

자 등록으로 인해 연구자들은 선정기준상의 스케일 점수가 맞

지 않아 제외되어야 할 피험자들의 기준점수를 후하게 주는 

부풀림 현상이 일어나서 피험자 등록 후 어느 치료군으로 배

정되든지 간에 점수 변화폭이 크게 일어나 마치 효과적인 것

처럼 보이는 착시가 한 가지 원인인 듯 하다.13) 무분별하게 위

기구조용 약물을 허용하는 임상시험 디자인의 문제, 임상시험

의 규정을 지키지 않거나 제대로 훈련받지 못한 연구자, 반복

하여 임상시험에 참여하여 임상시험의 속성이나 스케일에 대

단히 익숙한 피험자나 연구자를 속이고 2가지 이상의 연구에 

동시에 참여하는 프로 환자들 등도 원인으로 지목되고 있다.14) 

실제 임상에의 적용

통제된 임상시험을 통해 얻은 결과가 실제 임상 현장에는 

어떤 의미가 있고 유용한 정보를 제공할 것이냐 하는 것은 임

상시험에서의 효과를 증명하는 것과 시험 상태에 있던 약물의 

시판후 어떤 효능을 보일 것이냐 하는 것 사이의 간극이며 오

랫동안 논쟁의 중심에 있던 주제였고 그 답도 대단히 어렵다.15) 

현재 표준 임상시험 프로토콜로는 환자의 실제 치료에 필요한 

치료 결과의 예측가능성, 예방적 수단에 대한 정보, 환자 개개

인에 특화된 치료에 관한 정보 등을 줄 수 없다는 회의적 시

각이 우세하다.16) 이 문제를 해결하기 위해서는 연구자, 임상가, 

환자단체, 보건관련 정부기관 등이 연계된 협동 작업이 필요

하다. Clinical Antipsychotic Trials of Intervention Effec-
tiveness,17) Systemic Treatment Enhancement Program for 

Bipolar Disorder,18) Sequenced Treatment Alternatives to 

Relieve Depression,19) Cost Utility of the Latest Antipsycho-
tic Drugs in Schizophrenia Study20) 등은 이런 협동 작업의 

성과이다.

결      론

신약을 허가받기 위한 필요조건으로서의 임상시험이든, 새

로운 치료법의 유용성을 증명하기 위한 임상시험이든, 임상시

험은 의학에서 증거를 만들어내는 가장 강력한 방법이다. 최

근 국내에서도 논의가 활발한 증거에 기반한 의학(evidence 

based medicine) 혹은 증거에 기반한 임상(evidence based 

practice)은 임상적인 의사 결정을 할 때, 과학적 방법으로 수

집한, 즉 임상시험을 통해 수집한 증거에 기반을 두자는 것이

다.21) 이때 증거로 사용된 바탕이 되는 임상시험의 형태에 따

라 증거의 가중치가 달라진다.22) 당연히 여러 연구를 종합한 메

타분석 결과나 무작위배정 비교연구(randomized controlled 

trial, 이하 RCT)의 가중치가 가장 높다. 그렇다고 해서 모든 R- 
CT 연구가 결함이 없는 것은 아니다. 무리한 가설 설정, 부적

절한 피험자 모집, 잘못 설계된 디자인, 통계 분석 적용의 무

리, 결과 해석의 오류 등등 도처에 함정이 있다. 따라서 임상

시험에 참여하거나 임상시험을 디자인 하는 연구자뿐만 아니

라 연구 결과 보고서를 읽고 증거기반 의학을 실행해 보려는 

임상가에게도 임상시험에 대한 지식이 필요하다. 

임상가는 고도의 과학적 훈련을 받은 과학자이면서 개별 특

수 사례를 통해 실제 환자에서 최적의 치료 결과를 이끌어 내

는 예술가의 측면도 가지고 있다. 통계적으로 분석된 증거만 집

착하여 치료 대상인 환자를 평균적 사례로만 취급한다고 최적

의 결과를 이끌어 낼 수 없지만, 개별 사례에만 압도되어 고도

의 과학적 절차를 통해 누적된 증거들을 무시하는 것도 균형

을 잃은 태도이다. 결국 목적은 최선의 치료 결과를 얻는 것이

기 때문에 목적이 분명한 만큼 임상가가 취해야 할 태도 역시 

명확해 진다. 그것은 개별 사례의 특수성을 고려하면서 객관

적 증거를 고려한 의사 결정을 하고, 치료 결과가 피드백이 되

어 다음 의사 결정에 반영하는 것이다.

중심 단어：임상시험·근거중심의학.
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