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Wat doen de psychologen?

- Kennismaking en ondersteuning bij diagnose
- Psychosociale opvolging en begeleiding van
patiént, brussen en ouders
- Schoolse oriéntering & advies
- Neuropsychologische opvolging & advies
- intelligentie
- aandacht & concentratie
- geheugen

- Opvoedingsondersteuning
- Doorverwijzing
- Wetenschappelijk klinisch onderzoek




‘Anders’ zijn _
Schools functioneren
Besef van progressief verlies

Regulatiemoeilijkheden

Ouders Opvoeding Controle
Isolatie
Angsten
Familie Moeilijke gedachten
Brussen Afhankelijkheid
Details Seksualiteit

_ Functieverlies
Frustraties Toekomst
Moeilijk alleen kunnen zijn

Slaapmoeilijkheden Cognitief stimuleren



Wetenschappelijk
klinisch onderzoek

* De impact van klinische studies

* Psychosociale en neuropsychologische opvolging
- Identiteitsontwikkeling

* Brain connectivity in boys with DMD
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Psychosociale & g (=

Parenting Questionnaire (o] Alle NMRC patiénten

PARS

neuropsychologische | e
opvolging

PedsQLNM (o)

Ontwikkeling
Cognitief functioneren
Gedrag

Opvoeding

Ouders

Levenskwaliteit
Psychosociaal functioneren

-Emotioneelwelbevinden N

-:5]-.@:

- Bayley Scales/WPPSI/WISC
- s
Emotioneel welbevinden g
- VinelandScreener
- Activelim
- CBCL, TRF,YSR - SEV
Slaap - WK - SRS-2
- CDI
- SCARED
- SCARED (o)

(Ziekte)identiteit - PedisvicSieep Questomaie
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psychosociaal welbevinden
bij kinderen met DMD en » Toenemend aantal klinische studies voor jongens met DMD

hun ouders - De belasting en tijdsinvestering ( = ‘burden’) van deelname aan
een klinische studie mag niet onderschat worden

* Slechts zelden onderzocht in het verleden

* > DOEL: de impact van deelname op het psychosociaal
welbevinden 'meten’ bij zowel patiénten als hun ouders
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Het onderzoek

» Wat?

> Hoe?
1. Studie vs. controle

* De impact van deelname aan klinische studies op het psychosociaal welbevinden van zowel

patiénten als hun ouders

* Voorbereidend werk
* Studiegroep ™ vs. controlegroep
* ‘Gematched’ op leeftijd en geslacht

* Aan de hand van het invullen van vragenlijsten
die gedrag, dagelijkse bezigheden en levens-

kwaliteit meten

Child Behaviour Checklist
Adult Self Report

Youth Self Report
PedsQL

(*) exon-skipping trial, natural history studie, PTC trial

N kinderen 25 18
Gemiddelde leeftijd 12,11 12,80
kinderen

Leeftijdsbereik 6-19 6-18
kinderen

N moeders 25 18
N vaders 21 11



»> Hoe?
2. De impact?

- Zelden/Nooit eerder onderzocht

- DUS: nieuw meetinstrument ontwikkeld: ‘Clinical Trial Survey’

6. Hoe vaak moet u naar het ziekenhuis komen voor de studiebezoeken?
a. Eén keer per week
b. Eén keer per maand
c. Eén keer om de acht weken
d. Een keer om de twaalf weken
¢. Eén keer om de zes maanden
f Eén keer per jaar

7. Kriijgt uw zoon/ dochter studiemedicatie?
a Ja
b. Nee

8. Op welke manier wordt de studiemedicatie toegediend?
a. Oraal (tabletten, siroop, poeder.....)
b. Sub-cutaan (inspuiting)
c. Intraveneus via een perifere katheter
d. Intraveneus via een ingeplante katherer (Port-A-Cath)

9. Hoe lang duurt een typisch studiebezoek in het ziekenhuis?
Eén uur

Twee uur

Drie uur

Vier uur

. Vijf uer

Zes uur

m e Ao o

. Meer dan zes uur

14. Indien ja, op welke van de volgende manieren (alles aanvinken wat van
toepassing 15)?
a. Loopbaanevolutie/ promoties
Loopbaankeuze
Werkloosheid
Deeltyds in plaats van voltyds werk
Bereikte onderwijsniveau

hme an o

15. Indien u momenteel werkend bent: schat het werkverzuim als gevolg
van de deelname aan de studie:

a. 1- 10 dagen per jaar
11-20 dagen per jaar
21-30 dagen per jaar
31-40 dagen per jaar
41-50 dagen per jaar
51-60 dagen per jaar
. =60 dagen per jaar

m e ap o

16. Gaat uw kind momenteel naar school?
a Ja
b. Nee

17. Hebt u het gevoel dat de opleiding van uw kind wordt beinvioed door de
deelname aan de studie?
a Ja
b. Nee
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> Resultaten?

1. De impact op deelname aan klinische studies

a. Tijdsinvestering
b. Impact op dagelijkse leven
c. Impact van het studieprotocol

2. Studie vs. Controle

a. Algemeen functioneren: fysiek, emotioneel, sociaal, school

b. Gedrag, dagdagelijkse bezigheden,...




1. Tijdsinvestering

- 37% moet 1x/week naar het ziekenhuis komen
- De tijdsduur van een ziekenhuisbezoek bedraagt gemiddeld 2-4 uur

- 65% is 2-3 uur onderweg voor een ziekenhuisbezoek, voor 25% is dit meer
dan 4 uur

- Ongeveer 10% moet iets regelen om te blijven overnachten




2. Impact op
dagelijks leven

- 91% van de vaders werkt voltijds, terwijl slechts 36% van de moeders
voltijds werkt

- 1/3 van de ouders vindt dat hun beroepsstatus beinvlioed wordt door de
studie, voornamelijk in het kader van het missen van kansen op promotie

- Ongeveer 80% van de ouders rapporteert dat ze 10 dagen per jaar afwezig
zijn op hun werk door deelname aan de studie. Voor 10% van de moeders
gaat dit over 40-50 dagen per jaar

- Ongeveer 20% van de ouders geeft aan dat er een significante impact is
van deelname aan de studie op het onderwijs van hun kind

- 16% van de moeders voelt dat hun relatie met hun partner beinvloed
wordt door de deelname aan de studie




- 40% van de ouders vindt de regelmatige bloednamen matig
3. Impact van het vervelend; 50% denkt dat hun kind het matig storend vindt; minder
studieprotocol dan 10% vindt het heel erg vervelend.

- Voor 25% is het vervelend wanneer de katheder wordt geplaatst.

Ongeveer 20% vindt de testmomenten bij de kinesitherapeute een
beetje vervelend.

Het invullen van vragenlijsten vindt 20% van de ouders vervelend.

Medische onderzoeken zoals ECG, ultrasonographie of MRI worden
niet als vervelend ervaren.

Naar het ziekenhuis komen wordt door 25-30% van de gezinnnen

als vervelend ervaren. m




Studie vs. Controle?

Figuur 1: PedsQL zelfrapportage kinderen
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Physical Emotional Social School
Functioning  Functioning  Functioning  Functioning

o= 0.05 = Study (N=25) mControl (N=16)
“YSR internaliserende problemen” en “ASR moeder internaliserende problemen” .26 74*
“YSR internaliserende problemen” en “ASR vader internaliserende problemen” .51* .38
“PedsQL fysiek functioneren van kinderen” en “ASR vader internaliserende problemen” S55%* .09
“PedsQL fysiek functioneren van kinderen” en “ASR vader totale problemen” .61** 13

*p< 0.05; **p<0.01
YSR Youth Self Report, ASR Adult Self Report
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> Conclusie?

- De investering die kinderen en hun ouders moeten doen voor deelname aan klinische studies is aanzienlijk
en er is een impact op het dagelijkse leven

- Kinderen en ouders die aan een klinische studie deelnemen rapporteren geen lagere levenskwaliteit of meer
psychosociale problemen

- Het ‘mogen’ deelnemen aan een klinische studie heeft mogelijks een positief effect op het psychosociaal
welbevinden van jongens met DMD en hun familie

- Er zou meer aandacht moeten zijn voor de impact van deelname aan een klinische studie op de dynamieken
binnen een gezin

- Er zou counseling moeten zijn voor de gezinnen die kunnen deelnemen aan klinische studies en
voor de gezinnnen die niet kunnen deelnemen
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Faculty of Medicine

The impact of participation in clinical trials on psychosocial wellbeing
of children with DMD and their parents

‘Geuens 5am’, Willen Joanna’, Antonis Corine?, Goemans Mathalis®, De Weele Liesbethi 0

‘Peciatric Neurcrusodar Reference Cantre, University Hospitsls Leuvsn, Leuven, Ssigium, “Department of Child Neurology, University Hospitals Leuuen, Leuven, Baigium,
“Jepartmeant of Developmant Bnd RegEnarsiion S Kulsk, KU Lauven, Kortrik, Baigium

Duchenne Muscular Dystrophy {DMD) = a2 A cross-sectional ressarch desizn was constructed with a group of patients who
neuromuscular dissase whersfore no oure s partic ina CT {e ipping trial, natural history skudy, PTC trial] and an age-

Wetenschappelijke publicatie?

Posterp ties

awailable yet Howsver mare and more clinical
trials {CT) are experimenting with promising
therapies. The burden of participation in a CT
should mot be underestimated, but iz rarely
investigated and the cost for participation for a
family is not known.

and gpender-matched contred group of patients with DMD not participating in & CT.
Baoth parents of patients in both groups were asked to fulfill & Child Behawicr
Checklist [CBLL) reporting the wellbeing of their child and an Adult S=if Report {A5R)
reflecting their own wellbging. Furthermors, they were asked to completz
pediatric quality of life invertory [Peds0L).

Al children were asked to repart their quality of life by filling in an ag= appropriate

wersion of the PedsOL. If they were older than 11 years an extra questionnaire was
[T TS T TR ( coropieted. nameiy the Youth Self Report YR, reflecting their own welleing.

i . - - In the CT group an extra explorstive survey, the Clinical Trial Swresy (CTS), was
!1! m‘:’“‘ul: bu Bh:fmﬂ!_l;!ﬂ‘-m FEF o h! conducted. This instrument was developed to measure the burden of participation
FmpACT and h;u h:” M"":"”““' - = to & CT for patients and their famibes. This new instrument includes 24 guestions
pasicts with Duchenne MUs:SERESEERIIERIN |1 -icii vt 3 f el i e et e T 5 S T e
and their families.
study protacol].

RESULTS

- Juli 2018: ICNMD 2018
(International Congress of Neuromuscular
Diseases) in Wenen, Oostenrijk

Tl k- Pariiciperis charsciesisiion Ml:mdﬂw‘m- m“mi.nmuum"'
Snady Comrel
- September 2018: EPPC 2018 AE N - f e —
preain. g L oarea - - Tha curstion of & hoegital visit i sbout 2-2 ows
i f - - 9% has to trevel for 2-3 hours for this visit, far 29% this is ower 4 hours
(European Pediatric Psychology Congress) e e e SR
o . ae Horsthees FLNET E [ [ —
e
in Gent, Belgié i - I Yoo ———
- S4% of the fathers is working Pulttime, while only 36% of the mothers is
1 werking fulfims
ASERA subscaln My M W M - 1% of the parenss feels their vocatianel status is influenced by the study,
fr— . = ﬂ? 5 8 0N mﬂ:nrﬁgm:nﬁsdrgn{munmhrmnﬁnn
- pretia g ' - Abcut BO of the parents et abzant at werk far 10
- Oktober 2018: WMS 2018 a5 swmow e om |[ RSO S e
. . - ::‘W"““""”"“' E :: :-'_: i:;: ?ﬂm: - Aboust 20% feels that thers is & sigraficant impsct of participeting in the.
% lobal 1 i ar
(World Muscle Society) in Mendoza, Argentinié e w mn o owm o || e b s
ALR sothirs sosanic cosp ik 1 48 17 S48 -10ad Effected by the participetion in the CT
[T —— 1 oS4 14 see0  2awe
[ T — n 5114 14 5343 2088 | ymisact of sty protscol
AR fathuees externalising protiems - @iz M anrs 24080 - 4i0% of the parents find the regular blood sampling a litte dishorbing: 305
ASR fithiues tistal proibdinmis n ERL .t 4653 244 thinks their child finds this = litHe disturbing; less than 10% finds it very
i g, 0 £ R i, 230 it Celiils
- For25% it is disturting when o cotneter has to be placed
Tt arisbla bt wnaty v il g - Abcut 20% of the parents and children fings the best maments.
Vbl Study  Cantrel przintherspists & little distursing
“YS insemal groksems” and “HSR mother imeraat % mw
P W
“YER il groklemi” and “A5R Lithar imtenaal roblemi 54 38
“Paduf1L. eikiran physical Sanctioning™ and "ASR lithar =
iR srekbanm
“Paduf3L. éhiMiran physical Sanctioni g™ and *ASK lithar FTEOR T
bt proslems”
1

R o e o, A bl e gt

- The investmients children and parents have to make for participation in & CT are id=rable and thers is an impact on daily ife

- Children and parents who are participating in a CT do not report 2 lower quality of life or more prychesorial preblems

The fact of being able to participate in a €T could have & positive effect on psychozocial wellbeing of boys with DMD and their family
- There should be awareness for the impact of participating in a CT on family dynamics

- There should be counselling and guidance for those families who can participate and for the families who cannot participate in 2 CT

intbric Meunology i ikals Leuven




* Meer bewust zijn voor counseling bij gezinnen die -al dan niet- aan
een klinische studie kunnen deelnemen

* Klinisch onderzoek verder uvitbreiden...
- om dit vervolgens toe te passen in de praktijk...

* en uviteindelijk de meest optimale vorm van zorg te kunnen bieden...

- a.d.h.v. studieprotocollen die de “burden” van deelname zo miniem
mogelijk houden.




* Voor extra informatie of bijkomende vragen:
* sam.geuens@uzleuven.be

* joanna.willen@uzleuven.be
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