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INFORMATIONSSCHREIBEN
FORSCHUNGSTITEL: QoL4Dravet — Messung der Lebensqualitiit bei Dravet-Syndrom

SPONSOR: Die Studie wird von der Dravet Syndrome European Federation gefordert.

EINLEITUNG, ZIELE UND DATENVERARBEITUNG

Wir laden Sie ein, an einer wissenschaftlichen Studie teilzunehmen, die sich auf die Lebensqualitét
von Menschen mit Dravet-Syndrom (DS) und ihren Angehodrigen konzentriert. Die Messung der
Lebensqualitét dieser Bevolkerungsgruppe und ihrer Betreuer ist von entscheidender Bedeutung,
um die Komplexitét der negativen Auswirkungen des DS zu verstehen, zu identifizieren und den
Mangel an Ressourcen hervorzuheben, mit denen Familien zurechtkommen miissen.

Ziele

1. Erfassen der Evidenz auf der Grundlage von PRO (Patient Reported Outcomes) iiber die Lebens-
qualitdt von Menschen mit DS und ihren Familien.

2. Erstellen eines ersten Datensatzes, der fiir folgende Zwecke verwendet werden kann:

- Datenanalyse und Ver6ffentlichung der Ergebnisse in wissenschaftlichen Artikeln zur Sensibili-
sierung fiir das DS;

- Verdffentlichung der wichtigsten Ergebnisse iiber die DSEF-Website und ihre sozialen Kanile;

- anschlieBende Bereitstellung der Daten zur Nutzung durch Forscher und Kliniker.

Datenverarbeitung

Die fiir die Studie gesammelten Daten werden anonym erfasst. Es werden keine personenbezogenen
oder identifizierenden Daten direkt oder indirekt von den Teilnehmern des Fragebogens erhoben.
Die gesammelten Daten werden nur in zusammengefasster Form fiir die beschriebenen Forschungs-
zwecke und die Veroffentlichung und nicht fiir andere Zwecke verarbeitet. Die Daten werden in di-
gitalen Archiven/auf digitalen Plattformen in Ubereinstimmung mit den Forschungs- und Studien-
zwecken, fiir die sie erhoben werden, gespeichert, wobei der Schutz und die Sicherheit der gesam-
melten Informationen gewdhrleistet ist. Wenn die Ergebnisse des Fragebogens weitergegeben wer-
den, stellen wir sicher, dass keine Einzelpersonen identifiziert werden kdnnen.

DER FRAGEBOGEN

Mit den folgenden Informationen mochten wir Ihnen korrekte und ausreichende Informationen zur
Verfiigung stellen, damit Sie eine bewusste Entscheidung dariiber treffen kdnnen, ob Sie an dieser
Studie teilnehmen mochten. Bitte lesen Sie diese Informationen sorgféltig durch und schreiben Sie
uns bei Fragen an die folgende E-Mail-Adresse: info@dravet.eu

Merkmale des Fragebogens
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e EINFACHHEIT — Der Fragebogen ist kurz und einfach mit 31 Fragen, die in etwa 20 Minu-
ten beantwortet werden konnen. Er wurde in 11 Sprachen {ibersetzt: englisch, spanisch, itali-
enisch, franzosisch, deutsch, niederlédndisch, polnisch, norwegisch, kroatisch, portugiesisch
und serbisch.

e DRAVET-SPEZIFISCH — Der Fragebogen wurde unter Beriicksichtigung des aktuellen
Stands der Technik (umfassende Uberpriifung der bisherigen MaBBnahmen) fertiggestellt und
von einem multidisziplindren Dravet-Expertengremium, dem auch Patientenvertreter ange-
horen, tiberpriift.

e DUALITAT - Bei der Beantwortung des Fragebogens konnen Sie eine oder beide verfiigba-
ren Optionen wiahlen:

1. Antwort als Betreuer
2. Antwort aus der Perspektive Thres Kindes mit Dravet-Syndrom

Es ist wichtig, dass die Teilnehmer sowohl fiir sich selbst als Betreuer als auch im Namen der ihnen
nahestehenden Person mit DS antworten.

Bei der Beantwortung im Namen der Person mit DS miissen die Betreuer, soweit mdglich, einen
beobachtenden Ansatz beibehalten, und die Antworten sollten auf beobachtbaren Ereignissen und
Erfahrungen aus der Vergangenheit basieren.

Einleitung

Dieser Fragebogen konzentriert sich auf die Lebensqualitdt der vom Dravet-Syndrom (DS) Be-
troffenen und ihrer Angehdrigen. Das Dravet-Syndrom (DS) ist eine seltene Krankheit, die durch
eine entwicklungsbedingte epileptische Enzephalopathie gekennzeichnet ist, die Kinder in einem
frithen Alter betrifft, medikamentenresistent ist und schwere kognitive, verhaltensbezogene und
motorische Beeintrichtigungen (Dravet, 2011) verursacht, begleitet von anhaltenden Anféllen und
Storungen der Sprache, der Mobilitit, des Lernens und des Schlafs (Lagae et al., 2019; Skluzacek et
al., 2011; Villas et al., 2017). Diese Gruppe der Erkrankten ist aufgrund wiederholter Anfélle einem
hohen Risiko eines plotzlichen Todes (SUDEP) ausgesetzt, was bei den Eltern zu groBBer Sorge
fiihrt (Nolan et al., 2016; De Liso et al., 2016). All dies fiihrt zu einer Verschlechterung der Lebens-
qualitit der Kinder mit DS selbst und ihrer Betreuer (Wolff et al., 2006).

Derzeit konzentrieren sich die Behandlungen darauf, die Anfille des Kindes mit DS zu kontrollie-
ren, in der Regel durch oder in Kombination mit Medikamenten gegen Anfille, die in der Regel
nicht heilend wirken und Nebenwirkungen wie Miidigkeit, kognitive oder Verhaltensstérungen mit
sich bringen und fiir die Pflegenden kompliziert zu verabreichen sind (Chiron & Dulac, 2011; Gen-
ton, 2000). Aktuelle Studien berichten iiber negative Auswirkungen von DS auf die Pflegepersonen,
die sich hauptsédchlich auf die korperliche und geistige Gesundheit und sogar auf soziale Beziehun-
gen und wirtschaftliche Ressourcen beziehen, und legen nahe, dass DS einen groflen Einfluss auf
ihr Leben hat (Jesen et al., 2017). Ebenso wurde darauf hingewiesen, dass die Lebensqualitit von
Minderjdhrigen mit DS im Vergleich zur Allgemeinbevolkerung geringer ist, insbesondere wenn
schwerere und hiufigere Anfille auftreten (Lagae et al., 2018). Patienten mit DS bendtigen kontinu-
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ierliche und komplexe Unterstiitzung, was sich erheblich auf die Lebensqualitit der Familie aus-

wirkt (Nolan et al., 2008).

Die Erstellung eines spezifischen Fragebogens zur Bewertung der Lebensqualitét dieser Gruppe von
Erkrankten und ihrer Betreuer ist von entscheidender Bedeutung, um die Komplexitdt der negativen
Auswirkungen von DS zu verstehen, zu identifizieren und den Mangel an Ressourcen hervorzuhe-
ben, mit denen Familien zurechtkommen miissen.

Die Projektkonzeption wurde vom wissenschaftlichen Leiter der DSEF und dem DSEF-Vorstand
vorangetrieben, die in den verschiedenen Phasen der Entwicklung des Fragebogens mit der Univer-
sitdt Nebrija zusammenarbeiteten, koordiniert von Prof. Dr. Jon Andoni Duiiabeitia.

Erstellung und Validierung des Fragebogens: Methodik
Die Erstellung und Validierung des Fragebogens umfasste die folgenden Phasen:

Phase 1.

Entwicklung: Es wurden Bausteine entwickelt, mit denen die Lebensqualitidt von DS-Patienten und
ihren Familien bewertet werden kann — mit besonderem Fokus auf soziale, psychologische, famili-
are und wirtschaftliche Aspekte.

Die Anfangsphase dieser Arbeit basierte auf dem Datensatz von Salom et al. (2023). Im Rahmen
der Childhood Rare Epilepsy Social Impact Assessment (CRESIA) wurden Daten von 298 Teilneh-
menden erhoben — darunter viele Eltern von Kindern mit Dravet-Syndrom.

Um die Fragen auszuwihlen, die die Lebensqualitit von Betroffenen und ihren Familien am tref-
fendsten beschreiben, wurde eine deskriptive Analyse der Antworten durchgefiihrt — aufgeschliisselt
nach Frage und Teilnehmergruppe

Nachdem die Antworten zunéchst ausgewertet wurden, um die Auswahl an Fragen gezielter einzu-
grenzen, folgte eine weitere Analyse, um die Struktur des Bewertungsbogens zur Lebensqualitét zu
iiberpriifen. Dabei sollte sichergestellt werden, dass die endgiiltigen Fragen wirklich die wichtigsten
Lebensbereiche abdecken.

Mit dieser zweiten Auswertung wollte das Forschungsteam iiberpriifen, ob die ausgewihlten Fragen
tatsdchlich die verschiedenen Aspekte der Lebensqualitdt erfassen, die bei Menschen mit Dravet-
Syndrom in besonderer Weise betroffen sind.

Diese zweite Analyse ist ein wichtiger Schritt bei der Entwicklung von Fragebdgen, vor allem wenn
es darum geht, etwas so Komplexes wie die Lebensqualitéit (LQ) genau zu messen. Im Gegensatz
zur ersten Analyse, bei der Muster oder Zusammenhénge in den Antworten ohne konkrete Erwar-
tungen gesucht wurden, ging es bei der zweiten Auswertung darum, gezielt zu priifen, ob bestimmte
Annahmen stimmen.

Diese Annahmen basierten auf vorherigem Wissen, theoretischen Uberlegungen oder den ersten Er-
gebnissen. Mit dieser strukturierten Methode sollte iiberpriift werden, ob die ausgewéhlten Fragen
tatsdchlich das messen, was sie sollen — ndmlich die Lebensqualitidt von Menschen mit Dravet-Syn-
drom (DS)
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Phase 2.

Uberpriifung der Inhalte und Auswahl der ersten Version des Fragebogens (Inhaltsvalidititsstudie
und Auswahl der ersten Version des Fragebogens): Nachdem der Fragebogen entwickelt worden
war, wurde er in einem zweistufigen Bewertungsverfahren tiberpriift. Dabei beurteilten einerseits
internationale medizinische Fachleute mit Erfahrung im Bereich Dravet-Syndrom den Fragebogen.
Andererseits wurden auch Angehdrige von Menschen mit DS einbezogen, um ihre Sichtweise ein-
zubringen.

Basierend auf dem Feedback dieser beiden Gruppen wurden einzelne Fragen iiberarbeitet, ergéinzt
oder entfernt, um die Verstidndlichkeit und Aussagekraft des Fragebogens weiter zu verbessern.

Phase 3.

Uberpriifung der inhaltlichen Struktur (Konstruktvalidititsanalyse): Die einzelnen Fragen wurden
thematisch zusammengefasst, um zu priifen, ob sie gemeinsam bestimmte iibergeordnete Bereiche
der Lebensqualitdt abbilden. Ziel war es herauszufinden, ob sich eine stabile inhaltliche Struktur er-
kennen lésst, die dem Fragebogen zugrunde liegt.

Phase 4.

Uberpriifung der Zuverlissigkeit des Fragebogens (Zuverlissigkeitsanalyse des Instruments): Eine
ausgewahlte Gruppe von Teilnehmenden, die bestimmte Kriterien erfiillte, fiillte den Fragebogen
aus. AnschlieBend wurde eine statistische Auswertung durchgefiihrt, um zu priifen, wie zuverléssig
der Fragebogen die Lebensqualitdt misst.

Der Fragebogen umfasst

Soziodemografische Informationen: Familienstruktur, finanzielle Situation, Bildungsniveau und
Pflegeverantwortung.

Gesundheitszustand der betroffenen Person: Anzahl und Schweregrad der Anfélle, Krankenhaus-
besuche, aktuelle Behandlungen und Medikamente.

Psychisches Wohlbefinden: Emotionale Belastung, Stresslevel und allgemeine Lebenszufrieden-
heit sowohl der betroffenen Personen als auch ihrer Familien.

Soziale Unterstiitzung: Zufriedenheit mit sozialen Beziehungen, Gefiihle der Isolation oder ver-
fiigbare Unterstiitzungsnetzwerke.

Korperliche Gesundheit und Alltagsbewiltigung: Schlafqualitét, korperliche Beschwerden und
Féhigkeit zur Selbstversorgung.

Zugang zu medizinischer Versorgung und Unterstiitzungsdiensten: Inanspruchnahme von Thera-
pien, finanzielle Belastungen und Versorgungsliicken.

FORSCHUNGSTEAM
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Der Fragebogen wurde vom Nebrija-Forschungszentrum fiir Kognition/Centro de Investigacion

Nebrija en Cognicion (CINC) der Universitdt Nebrija unter der Leitung von Prof. Dr. Jon Andoni
Duiabeitia entwickelt. Es besteht aus festangestellten Junior- und Senior-Kognitionsneurowissen-
schaftlern, Forschern in der Ausbildung, die sich voll und ganz der Forschungstatigkeit widmen,
und einer beeindruckenden Gruppe von assoziierten Forschern von internationalem Renommee.
Insgesamt sind 27 Forscher am CINC tétig: 20 erfahrene promovierte Wissenschaftler und 7 Dokto-
randen in der Ausbildung. Mit zunehmender wissenschaftlicher Aktivitdt und einem stetigen
Wachstum des Zentrums leitet das CINC derzeit hochkompetitive 6ffentliche und private For-
schungsprojekte der BBV A-Stiftung, der staatlichen Forschungsagentur der spanischen Regierung
und der Gemeinschaft Madrid.

VORTEILE UND RISIKEN EINER TEILNAHME AN DER STUDIE

Die Teilnahme an dieser Studie ist mit keinerlei Risiko verbunden. Die Teilnahme an dieser Studie
bringt den Teilnehmern keine direkten Vorteile. Diese Studie soll jedoch dazu beitragen, die Le-
bensqualitit von Patienten und Familien, die von DS betroffen sind, besser einschitzen zu kénnen
und Schlussfolgerungen zu ziehen, die zur Verbesserung der Lebensqualitéit von Patienten mit DS
und ihren Familien und Betreuern beitragen konnen.

FINANZIELLE UNTERSTUTZUNG
Die Teilnahme an der Studie ist mit keinerlei finanzieller Vergiitung verbunden.

VIELEN DANK FUR IHRE MITARBEIT!



