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000 PWS EN SLAAP

Slaapproblemen komen veel voor bij PWS

Slaap-gerelateerde ademhalingsproblemen:

Slaapapneu (OSAS): door overgewicht, anatomie, hypotonie: behandeling belangrijk!

Centrale slaap apneus komen ook vaker voor

- Overmatige slaperigheid overdag

- Kan door onvoldoende behandelde OSAS of centrale apneus
- 0ok door invloed van hypothalamus: minder stabiele slaap :

- Symptomen van narcolepsie:

gestoorde slaap, overmatige slaperigheid overdag

- Kataplexie

Verlies van spierspanning, meestal bij een positieve emotie, zonder verlies van bewustzijn
- Met of zonder symptomen van narcolepsie
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000 PWS EN OVERMATIGE SLAPERIGHEID OVERDAG

- Wanneer is er teveel slaperigheid overdag?

- Als patiént en/of ouders dit aangeven
- Screening/ vragenlijsten, bv de ESS-CHAD
- Soms actigrafie, slaaponderzoeken, slaapdagboeken
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0 ESS — CHAD VRAGENLUST ‘

Hoe groot is de kans dat uw kind in slaap valt bij deze activiteiten:

0: zou nooit in slaap vallen 2: matige kans om in slaap te vallen

1: kleine kans om in slaap te vallen 3: grote kans om in slaap te vallen

Zitten en lezen

Zitten en televisie/ tablet kijken

Zitten in de klas op school, tijdens de voormiddag

Zitten en rijden in een auto of bus gedurende een half uur
Liggen om te rusten in de namiddag

Zitten en praten met iemand

Rustig alleen zitten, na de lunch

Zitten en eten

U2 > 16: sterk verhoogd
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000 SLAAPPROBLEMEN BIlJ PWS: BEHANDELING

- Huidige behandeling

- Slaapapneu behandelen als aanwezig
- Slaaphygiénische maatregelen
- Soms medicatie (vaak ‘off label’)

- Pitolisant?
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iy PITOLISANT
Merknaam: Wakix

- Fabrikant (Harmony Biosciences)

W) Wakix

Wakix

™~ Dpitolisanttablets

i @ H histamine 1; H, histaming 3; #0A, mechansm of achon.
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00 TEMPO-STUDIE

* Is Pitolisant veilig en effectief bij patiénten met PWS en overmatige slaperigheid
overdag

*  Fase 3 studie: in grotere groep patiénten met PWS

* Eerder al gekeken bij gezonde personen, en kortdurend bij een kleine groep patiénten
met PWS

* Eerste deel: dubbel- blind, placebo gecontroleerd

*  “Niemand” weet of de patiént pitolisant neemt of een placebo

*  Tweede deel: open-label extensie

* Langere periode waarin zeker pitolisant wordt gegeven
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0 PITOLISANT: KLINISCHE STUDIE ‘

Het is nog niet wetenschappelijk bewezen dat pitolisant nuttig kan zijn bij
patiénten met Prader Willi Syndroom

Effect op overmatige slaperigheid

De fabrikant is de sponsor (bedenker van de studie)
Verschillende ziekenhuizen over de hele wereld doen mee

In Belgié: UZ Brussel

Pitolisant is wel al geregistreerd vanaf de leeftijd van 6 jaar: bij kinderen en
volwassenen met overmatige slaperigheid overdag bij narcolepsie
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BELANGRIJKSTE VOORWAARDEN OM WEL OF NIET MEE TE MOGEN
00 DOEN:

* Inclusiecriteria (wel meedoen)

* Leeftijd: 6 jaar of ouder
* Genetisch bevestigde PWS
* Informed consent mogelijk (ouders/verzorgers)
* Aanwezigheid van overmatige slaperigheid overdag
* Afwijkingen op vragenlijsten
Voldoende slaap tijdens de nacht (slaapdagboeken bijhouden voor deelname)

* Exclusiecriteria (niet meedoen)

Onvoldoende behandelde slaapapneu

Al eerder pitolisant genomen
Doet mee aan een andere studie op hetzelfde moment
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STOP STUDIE

SCREENING DUBBEL BLINDE BEHANDEL
PERIODE PERIODE
Max 45 dagen Duur 77 dagen
(1,5 mnd) (2,5 mnd)

GO of No GO ?? Pitolisant of Placebo ??
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OPEN LABEL EXTENSIE
PERIODE

Duur 364 dagen
(1 jaar)

Pitolisant




STOP STUDIE 2x teleconsultatie
(na 15 en 30 dagen)

SCREENING
PERIODE

DUBBEL BLINDE BEHANDEL
PERIODE

Max 45 dagen
(1,5 mnd)

1x naar Brussel
ECG

Labo
Slaapdagboeken
Vragenlijsten

@ N

Duur 77 dagen
(2,5 mnd)

4 x naar Brussel
3x ECG

4x Labo
Vragenlijsten

1x teleconsultatie
App: medicatieinname
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OPEN LABEL EXTENSIE
PERIODE

Duur 364 dagen
(1 jaar)

3x naar Brussel
3x ECG

3x Labo
Vragenlijsten

3x teleconsultatie
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DEELNAME AAN CLINICAL TRIAL

- Op vrijwillige basis, na goede informatie
- Alleen mogelijk als aan alle voorwaarden voor deelname is voldaan

- De behandeling is nog NIET bewezen effectief: wetenschappelijk onderzoek

- Deelname aan clinical trial staat los van reguliere zorg
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