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0l Streszczenie

Wprowadzenie i cel pracy. Organizacje pacjentéw zrze-
szajgce osoby z chorobami rzadkimi (OPCHRZ) odgrywaja
kluczowa role w eliminowaniu barier dostepu tych oséb do
lekéw, terapii, wsparcia psychologicznegoi socjalnego. Celem
badania bytfa analiza, jak wspdlnoty pacjentéw organizuja
aktywnosci i w jaki sposéb choroba rzadka determinuje toz-
samosc i kulture organizacyjng, a nastepnie wyznacza stra-
tegie dziatan. Badanie uzupetnia luke empiryczng, pozwala
zrozumie¢ aktywizacje pacjentéw z CHRZ, logike dziatania
zbiorowego i przewidzie¢ kierunki rozwoju.

Materiati metody. W pracy zastosowano metode jakosciowa.
Analiza opiera sie na 3-letnich badaniach obserwacyjnych,
20 wywiadach i kwerendzie dokumentacyjnej. Dane podda-
no refleksyjnej analizie tematycznej. Aby zwiekszy¢ trafnos¢
i obiektywnos¢ wynikéw, zastosowano triangulacje metod,
danych i teorii.

Wyniki. Kluczowa cechg OPCHRZ jest homogenicznos¢ nieduzej
grupy ztozonej z chorych i opiekundéw, co zapewnia bezpo-
Srednig stycznos¢ z potrzebami catej spotecznosci. Tozsamos¢
opiera sie na aksjomacie CHRZ, co wyrdznia je na tle podmiotéw
non-profitidyktuje ich model funkcjonowania. Afiliacja choroby
tworzy fundament budowania alianséw w kraju i internacjona-
lizacje dziatan. W miare postepédw medycyny wzrasta homoge-
niczno$¢ OPCHRZ. Zachodzi réznicowanie wspdlnot pacjentow
o afiliacjijednorodnej, o czym Swiaczy przewaga afiliacjijedno-
rodnej wsréd nowo powstajacych OPCHRZ w Polsce i krajach
UE. Proces ten jest zauwazalny od ponad 20 lat.

Whioski. W obszarze CHRZ system ochrony zdrowia korzysta
z dziatalnosci rzeczniczej, edukacyjnej OPCHRZ, jak i zaanga-
zowania w R&D. Tozsamos¢, jak i homogenicznos¢ tworzg
fundament afiliacji organizacji. Taki model dziatania odgrywa
nadrzedna role w budowaniu koalicji i alianséw, gdzie jednym
z kluczowych etapéw jest internacjonalizacja i wspoétpraca
w ramach struktur miedzynarodowych.

Stowa kluczowe
tozsamos¢, choroby rzadkie, organizacje pacjentéw, wspdlno-
ta losu, afiliacja, alianse zaangazowanie spoteczne
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0 Abstract

Introduction and Objective. Rare disease patient
organizations (RDPOs) contribute to improving access to
healthcare, medicines, psychosocial support, and social
services for people living with rare diseases (RD). Limited
evidence exists on how they develop their organizational
identity and how this influences their patterns of collective
action. The study examines how RDPOs organize activities
and how disease affiliation shapes organizational identity,
culture, and strategy.

Material and Methods. A qualitative study design was
adopted. Data were collected over a 3-year period through
non-participant observation, 20 interviews with Polish RDPOs,
and documents review followed by reflexive thematic analysis.
Methodological triangulation was applied to enhance study
credibility.

Results. RDPOs comprise small and homogeneous
communities of patients and caregivers, facilitating alignment
between activities and community needs. Organizational
identity is grounded in affiliation with a specific RD,
distinguishing them from other NGOs, shaping their functional
model. RD affiliation provides basis for collaboration at
home and promotes participation in international networks.
Advances in medical knowledge accompany increasing
organizational specialization, reflected in the growing number
of organizations representing single RDs. This pattern has been
observed for over 20 years in Poland and the EU.
Conclusions. RDPOs constitute a key healthcare component,
supporting advocacy, public education, R&D, and collaboration
with policy stakeholders. Disease-specific identity and
community homogeneity facilitate relationship-based
networks at both national and international levels. These
findings suggest that collaboration, rather than competition,
characterizes their organizational development and shapes
policies strengthening patient participation in health systems.

Key words

qualitative research, rare diseases, organizational identity,
alliances, patient advocacy, rare disease patient organizations
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WPROWADZENIE

W Unii Europejskiej choroba rzadka (CHRZ) definiowana
jest jako schorzenie wystepujace u mniej niz 5 oséb na 10 tys.
mieszkancéw. Jednostki chorobowe wystepujace rzadziej,
czyli tzw. choroby ultra rzadkie, dotycza mniej niz 1 przy-
padku na 100 tys. 0séb [1, 2].

Aktualnie zidentyfikowano ponad 8 tys. CHRZ, ktére
dotykaja ok. 30 mln os6b w UE, w Polsce za$ blisko 3 mln.
Ponad 80% CHRZ ma podloze genetyczne. Charakteryzuja
sie duzym zréznicowaniem klinicznym i prognostycznym,
blisko 30% CHRZ prowadzi do ciezkich, zagrazajacych zy-
ciu powiklan, a mimo statego postepu biotechnologicznego
w odniesieniu do 95% takich chordb nadal nie ma zatwier-
dzonych opcji terapeutycznych [2-4].

Dzieci stanowig ok. potowy wszystkich pacjentow z CHRZ,
blisko 30% z nich umiera przed ukonczeniem 5. roku zycia
[2, 3]. W konsekwencji CHRZ wiazg si¢ ze znaczacym ob-
cigzeniem fizycznym, psychicznym, finansowym i organi-
zacyjnym dla catej rodziny, ktorej zZycie zostaje podporzad-
kowane radzeniu sobie w ramach ztozonych, ale niespéjnych
systemow opieki zdrowotnej i socjalne;.

Kluczowe wyzwanie stanowi brak rzetelnej wiedzy lekarzy,
personelu medycznego i opieki socjalnej na temat opieki
nad pacjentem z CHRZ [4, 5]. Problem poglebia nieréwny
dostep pacjentéw do badan genetycznych i prenatalnych,
poradnictwa genetycznego, terapii innowacyjnych i wsparcia
psychospolecznego, co prowadzi do dyskryminacji chorych
z CHRZ [5-7]. W takim kontekécie organizacje pacjentow
dziatajace na rzecz osob z chorobami rzadkimi (OPCHRZ)
wypetniajg istniejaca luke w systemie zdrowia, implemen-
tujacirealizujac — na wielu plaszczyznach: osobistej, grupo-
wej i instytucjonalnej — praktyki na rzecz poprawy jakosci
zdrowia i zycia, a w nastepnym kroku dzialajac na rzecz
wprowadzenia zmian systemowych, wiacznie z wplywem
na polityke lekowa panstwa [7-9].

Ze wzgledu na duzg liczbe CHRZ w Europie funkcjonuje
ponad 1800 organizacji pacjentéw [10], w Polsce blisko 90
(obliczenia wlasne autorki za rok 2026). Geneze i funkcjo-
nowanie OPCHRZ nalezy traktowac jak reakcje na rosnace
potrzeby i oczekiwania pacjentéw z CHRZ, w sytuacji gdy
pomoc i opieka panstwa zawodza [11, 12].

Organizacje pacjentéw (OP) jako przedstawiciele sektora
non-profit w odréznieniu od biznesu nie generuja zysku
dla fundatora czy udzialowcéw, realizuja natomiast swoje
misje prozdrowotne i spoleczne, co je wyrdznia i stanowi
baze ich wiarygodnosci w otoczeniu [13]. Analogicznie do
przedsiewzie¢ biznesowych, OP w sposob mniej lub bardziej
$wiadomy buduja swoja tozsamo$¢, czyli zbior unikalnych
cech, wartosci i celéw identyfikujacych grupe wewnatrz
i na zewnatrz. Podstawa ideowa ich tozsamosci opiera si¢
na problemie zdrowotnym, ktéry definiuje misje i wizje
organizacji. Z zatozenia misja wyjasnia przyczyny istnienia,
tlumaczac, komu i wjaki sposob stuzy przedsiewziecie. Wizja
moéwi o celach i potencjale rozwoju w blizszej lub dalszej
przysztosci [14]. Tozsamos¢ OPCHRZ obejmuje okreslo-
ny system wartosci, stanowiacy fundament ich aktywnego
dzialania na rzecz calej spofecznosci chorych, bez wzgledu
na ich formalng przynaleznos¢ do grupy. Kolejny element
stanowi model funkcjonowania, czyli taka struktura i kultura
grupy, w ktdrej zaangazowanie cztonkow, etyka i wolontariat
determinujg logike dziatania zbiorowego [14].

Proces badawczy

Badanie stanowi czg¢s$¢ szerszego projektu analizujacego mo-
del funkcjonowania i role OPCHRZ w polskim systemie
ochrony zdrowia. Ze wzgledu na istniejacg luke empiryczng
w tym obszarze zastosowano podejscie jakosciowe badania
opisowego (ang. qualitative descriptive, QD), czesto wyko-
rzystywane do eksploracji stabo rozpoznanej problematyki,
gdzie kluczowa role petnig uczestnicy, ich zwyczaje i nar-
racja [15].

W tym celu autorka, lekarz i ekspert w dziedzinie zarza-
dzania, opracowala model koncepcyjny badania obejmujacy
trzy etapy [15]. Pierwszym bylo ustalenie ram prawa pol-
skiego i unijnego regulujacych dzialalno$¢ OP jako sektora
non-profit w optyce norm ochrony zdrowia i rynku far-
maceutycznego. Nastepnie, wykorzystujac dostepne w mo-
mencie badania bazy danych, tj. bazy Krajowego Forum
Orphan i EURORDIS, wybrata wszystkie aktywnie dziatajace
OPCHRZ, sposrdd ktdrych 20 zgodzilo sie na wywiad. We
wszystkich przypadkach reprezentantem byl prezes, fundator
lub wiceprezes. Decyzja o wyborze rozméwcy nalezata do sa-
mej organizacji. Krajowe OPCHRZ reprezentowato 18 oséb,
sposrod ktorych cztery aktywnie dziataly w strukturach
miedzynarodowych organizacji patronackich i oméwity obie
perspektywy. Pozostale dwie osoby stanowity kierownictwo
miedzynarodowych grup [10, 15]. Przyjeto podejécie, ze lide-
rzy organizacji stanowia kluczowe zrédto informacji, ponie-
waz jako ciala zatozycielskie odpowiadaja za ksztaltowanie
kultury i strategie rozwoju. Za zgoda rozmowcow wszystkie
wywiady nagrano i transkrybowano (w tym 2 transkryp-
cje na jezyk polski), tacznie dato to 43 godziny wywiaddw.
Roéwnolegle autorka prowadzila obserwacje nieuczestniczace,
polegajace na $wiadomym i planowym podazaniu za pod-
miotem w oderwaniu od kulturowych i instytucjonalnych
znaczen - acznie bylo to 18 spotkan, zjazdow i konferencji
prasowych, co przelozylo sie na 168 godzin obserwacji.

Metoda analizy danych jako$ciowych zostata powigzana
ze strategia kodowania. Do tego celu wybrano kodowa-
nie indukcyjne, ktére zdaniem wielu badaczy sprawdza si¢
w przypadku analizy niewielkiego zbioru danych [16]. Struk-
tura kodow analitycznych stanowigcych wzorzec kodowania
indukcyjnego odpowiadata kategoryzacji problematycznej
ujetej w scenariuszu i pytaniach wywiadéw. Pozwolito to
na empiryczne przejécie od operacjonalizacji do ich kon-
ceptualizacji. W ten sposob autorka zebrala kategorie ana-
lityczne z uwzglednieniem kontekstu, struktury, narracji
iretoryki [17].

Nastepnie dokonata analizy publicznie dostepnych doku-
mentdw zawierajacych informacje o dzialalno$ci i finansach
OPCHRZ, takich jak roczne sprawozdania merytoryczne
i finansowe organizacji pozytku publicznego (OPP), skla-
dane zgodnie z regulacjami dotyczacymi sektora non-profit.
Analizie poddano takze strony internetowe, media spolecz-
no$ciowe, publikacje prasowe tworzone przez OPCHRZ
na potrzeby promowania swojej dziatalnosci, co pozwolito
zweryfikowa¢ praktyki, narracje i pozna¢ strone wizualng.
Integracja danych z wywiadéw, obserwacji i kwerendy do-
kumentéw (triangulacja danych), po uprzedniej walidacji ich
spojnosci oraz wiarygodnosci, pozwolila stworzy¢ koheren-
tny material badawczy.

Jakosciowy charakter badania uniemozliwia generalizacje
wynikéw na caly sektor. Wartos$¢ badania polega na: wnikli-
wosci i opisie procesu ewolucji, jakiej podlegaja OPCHRZ,
eksploracji dynamiki i ,,pokazaniu zrozumienia ludzkiej
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strony organizacji oraz naswietleniu probleméw mato zna-
nych, zjawisk nowych i unikatowych” [16].

WYNIKI

Tozsamos¢ OPCHRZ stanowi fundament ich funkcjono-
wania. Decyduje o samookresleniu i u§wiadomieniu cech
definiujacych ich nature, tworzy punkt wyjscia do tworzenia
misji i wizji rozwoju [14]. OPCHRZ nie sg przypadkowym
zbiorowiskiem chorych, maja unikatowe cechy, z ktérymi
cztonkowie sie identyfikuja. Powiazania czlonkéw s do-
browolne i oparte na analogicznosci problemu zdrowotnego
iinterakcjach, jakie podejmuja wewnatrz i na zewnatrz orga-
nizacji, szukajac rozwigzania probleméw. Roznice spofeczne,
ekonomiczne, etniczne czy réznica wieku nie stanowig barier,
odgrywaja role drugorzedna. Taka grupe tacza wartosci
zyciowe zwigzane ze zdrowiem i problemami osoby chorej,
a ciezka, przewlekla choroba odciska pietno na Zyciu calej
rodziny. Wymaga przystosowania sie w sferze zycia codzien-
nego, zawodowego oraz czasu wolnego. Wyniki badania
wskazuja, ze OPCHRZ i ich czlonkowie tworzg wspdlnote
losu, co potwierdzajg wypowiedzi z wywiadow.
»Jeste$my jak duza rodzina”. Wywiad, Stowarzyszenie na
Rzecz Oséb z Cigzka Padaczky Lekooporna Dravet.pl
»A my spowodowaly$my, ze nagle ci ludzie poczuli sig, ze
kto$ tam jest taki, kto jest podobny do nich. Ma podobne
problemy”. Wywiad, Fundacja Wymarzona Odpornos¢
Poczucie wspolnoty decyduje o spotecznym zaangazo-
waniu, opartym na empatii, wzajemnym zaufaniu, soli-
darnosci. Czlondéw grupy spaja $wiadomos$¢é wilasnej od-
miennoéci, a takze warto$ci, ktore Elinor Ostrom okresélila
mianem ,,norm podzielanych przez grupe” [18]. Wymiana
doswiadczen i wiedzy o swojej chorobie, a takze wzajemne
udzielanie przez czlonkéw grupy pomocy rzeczowej stanowi
potwierdzenie akceptacji i powielania tworzonych przez nig
norm. OPCHRZ podaja liczne przyklady wzajemnej wy-
miany sprzetéw rehabilitacyjnych, takich jak: wézki, ssaki,
wyroby medyczne, w ktérej to z zatozenia uczestniczy kazdy
cztonek OPCHRZ. Unikanie takich praktyk nie jest mile
widziane. Czlonkow spaja dlugoterminowa perspektywa
poprawy wlasnej sytuacji zdrowotnej, co jest celem ich ak-
tywnosci odzwierciedlonym w wizji organizacji:
»Jako organizacja musimy by¢ krok do przodu, aby méc tych
rodzicéw nakierowa¢ na pewne rzeczy, aby oni mieli czysta
glowe do opieki”. Wywiad, Fundacja StopDuchenne
Wspdlnotowe reguly uzewnetrzniaja sie réwniez w reto-
ryce wypowiedzi. Wspdlnoty majg wlasny system koddw
i norm zachowania, ktére z zewnatrz wydaja sie niezro-
zumiale, obrazliwe czy niechumanitarne, o czym $wiadczy
nastepujaca wypowiedz:
»Kiedys$ na turnus przyjechat jaki$ tata. Staliémy z rodzicami
dzieci, takich lezacych. Rozmawiamy, Zartujemy: »Wzietaby$
tego lenia z 16zka wypedzila, poszediby pozamiatat liscie,
lepiej by sie poczul, tlenu troszke zfapal«. I si¢ §miejemy,
aten tata przechodzi i méwi: »Co za idioci, $miejq si¢, a maja
dzieci $miertelnie chorel«. Po dwdch tygodniach turnusu
rehabilitacyjnego on tez si¢ $mial”. Wywiad, Stowarzyszenie
Chorych na Mukopolisacharydoze (MPS) i Choroby Rzadkie
Kategoria ,wspdlnotalosu” pozwala wyjasniaé czestsze po-
wstawanie w ostatnich 20 latach OPCHRZ typu mono-, czyli
reprezentujacych tylko jedna chorobe rzadka. Fundament
wspolnotowy stanowi natura schorzenia, podobna etiologia,

postepowanie, przebieg i problemy, z ktérymi zmagaja si¢
chorzy, co zbliza cztonkéw grupy. Taka wspdlnota losu za-
pewnia lepsze zrozumienie i wsparcie. Homogenicznos¢
wspoélnotowa stanowi istotny czynnik okreslajacy tozsamo$¢
chorych, co wybrzmiewa mocno we wszystkich wywiadach:
»Jest szereg probleméw, z ktorymi sie borykaja osoby chore
na miopatie i staramy si¢ je wspiera¢. (...) stuzymy sobie wza-
jemnie radg poprzez stworzenie takiej spotecznos$ci. Mysle,
ze to jest najcenniejsze w tym wszystkim. W momencie kiedy
jest staba rozpoznawalnoé¢ choroby i informacja spofeczna
na jej temat”. Wywiad, Fundacja Oswoi¢ Miopatie

W homogenicznej wspolnocie losu najlepiej odnajduja sie
osoby, ktore same tego bezposrednio doswiadczaja. Dlatego
lekarze, niezaleznie od swoich kompetenciji, znajacy ,,problem
z podrecznika”, a nie poprzez bezposrednie do§wiadczenie,
niezwykle rzadko s3 cztonkami OPCHRZ. Wspdlnotowos¢,
strategia walki o swoje prawa i stawianie oporu w sytuacji za-
grozenia motywuja do podjecia planowych dzialan w ramach
grupy, ktdra lepiej chroni i reprezentuje interesy jej cztonkow:
»~Wtasnie, nie tylko pomoc materialna jest potrzebna, ale
psychiczna, bo to s3 wyroki $mierci. Zeby si¢ wspieraé psy-
chicznie, poniewaz czesto psycholodzy podchodzg do tego
tak: dziecko nieuleczalnie chore, trzeba przygotowywac
rodzicow do $mierci dziecka”. Wywiad, Stowarzyszenie Cho-
rych na Mukopolisacharydoze (MPS) i Choroby Rzadkie

OPCHRZ posiadaja $cisle zdefiniowang tozsamo$¢ oparta
na aksjomacie CHRZ, co wymusza okreslony model funk-
cjonowania. Dzieki wysokiej homogenicznosci grupy i, co
sie z tym wiaze, unikatowej tozsamosci nie wystepuje ry-
zyko utraty wiarygodno$ci czy zacierania granic lub form
funkcjonowania.

Afiliacja jednorodna
Jednoczenie si¢ 0séb chorych pod hastem jednej choroby
pozytywnie oddzialuje na nie poprzez utozsamianie z grupa,
zaspokaja potrzebe bezpieczenstwa, pomaga w budowaniu
wspolnoty jako psychicznej i ekonomicznej grupy wsparcia,
dziata takze motywujgco na chorych niezrzeszonych. Swia-
domos¢ rzadkosci choroby podkresla unikatowo$¢ wspdl-
noty i wzmacnia afiliacje pomagajaca budowac¢ jednorodna
organizacje:
»Specyfika zespotu 22Ql11 wymusza i determinuje nasze
dziatania typowe dla zespotu z delecjg 22”. Wywiad, Stowa-
rzyszenie 22Q11 Polska

Afiliacja jednorodna petni wazng role w komunikacji
OPCHRZ z otoczeniem, kreujac klarowng i jednoznaczng
identyfikacje cztonkéw organizacji, istotng dla ich relacji
z podmiotami zewnetrznymi. Umozliwia rozpoznawalnosé
i pokazuje tozsamos$¢ grupy, co z kolei zwieksza szanse dotar-
cia do innych chorych i ich opiekunéw z zacheta dotaczenia
do grupy. Dzialania edukacyjne i rzecznicze realizowane pod
nazwa wilasnej CHRZ ulatwiaja nagto$nienie w spoleczen-
stwie schorzenia jako zjawiska [22].

Afiliacja r6znorodna (ztozona)

Mozna wyr6znié kilka wyjatkow OPCHRZ, gdzie wspdlnota
reprezentuje rézne CHRZ, a nazwa choroby nie widnie-
je w nomenklaturze organizacji. Wynika to z malej liczby
chorych: sg to jedna lub dwie osoby w Polsce. Wtedy rozwia-
zaniem jest dotgczenie do innej wspolnoty dzialajacej pod
nomenklaturg ogdlng ,,CHRZ”. Zdarza si¢ takze dziatanie
odwrotne, czyli podkreslenie wyjatkowosci chorego i jego
choroby. Wtedy zastosowanie znajduje imi¢ lub symboliczne
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Tabela 1. Charakterystyka badanych organizacji i ich aktywnosci

Organizacja Pacjentéw Rok Liczba cztonkow/ Strona Media
(OPCHRZ) zatozenia odbiorcéw dziatan” internetowa spotecznosciowe
1 Stowarzyszenie Chorych na Mukopolisacharydoze (MPS) i Choroby Rzadkie [wiele CHRZ] 1990 461/773 Tak Tak
2 Polskie Towarzystwo Walki z Mukowiscydoza (PTWM) [jedna CHRZ — mukowiscydoza] 1987 1383/5500 Tak Tak
3 Stowarzyszenie Pomocy Chorym Dzieciom LIVER [wiele CHRZ] 1991 172/329 Tak Tak
4 Stowarzyszenie MARFAN Polska [jedna CHRZ - zespét Marfanal 1995 37/600 Tak Tak
5 Stowarzyszenie Rodzin z Chorobg Fabry’ego [jedna CHRZ - zespét Fabry™ ego] 2002 73 Tak Tak
6 Stowarzyszenie DEBRA Polska Kruchy Dotyk [jedna CHRZ - EB pecherzowe oddzielanie naskdrka] 2004 116/140 Tak Tak
7 Polskie Towarzystwo Wspierania Oséb z Nieswoistymi Zapaleniami Jelita [wiele CHRZ] 2005 2816/1600 Tak Tak
8 Fundacja SMA [jedna CHRZ - zesp6l SMA, rdzeniowy zanik migsni] 2013 350/ponad 1000 Tak Tak
9 Stowarzyszenie na Rzecz Oséb z Niedoborami Odpornosci Immunoprotect 2007 90/kilkaset Tak Tak
[jednolita problematyka]
10 Stowarzyszenie na Rzecz Oséb z Cigezka Padaczka Lekooporng Dravet.pl 2013 400 Tak Tak
[jedna CHRZ - zespol Dravetal
11 Fundacja Wymarzona Odpornos¢ [jednolita problematykal 2014 350 Tak Tak
12 Stowarzyszenie Chorych na Mastocytoze [jedna CHRZ — mastocytoza] 2016 30/90 Tak Tak
13 Stowarzyszenie 22Q11 Polska [jedna CHRZ - zespét 22Q11] 2017 15 Tak Tak
14 Fundacja Oswoi¢ Miopatie [jednolita problematyka] 2018 8 Tak Tak
15 Fundacja Bohatera Borysa [jedna CHRZ - leukodystrofia metachromatycznal 2019 1 Tak Tak
16 Fundacja Platynowa Druzyna [jedna CHRZ - zespét Batten'a] 2019 13/28 Tak Tak
17 Stowarzyszenie Pacjentéw z PNH ,Jedni na Milion” [jedna CHRZ - zesp6t PNH] 2021 28 Tak Tak
18 Fundacja StopDuchenne [jedna CHRZ - dystrofia miesniowa Duchenne’a] 2021 25 Tak Tak
19 Fundacja Serce Dziecka im. Diny Radziwittowej [wiele CHRZ] 2004 - Tak Tak
20 Stowarzyszenie Ars Vivendi [jedna CHRZ - fenyloketonuria] 2000 - Tak Tak
21 Polskie Stowarzyszenie Choroby Huntingtona [jedna CHRZ - ch. Huntingtona] 2002 - Tak Tak
22 Stowarzyszenie Chorych na Stwardnienie Guzowate [jedna CHRZ - stwardnienie guzowate] 2005 - Tak Tak
23 Polskie Stowarzyszenie Pomocy Osobom z Zespotem Prader-Willi 1995 - Tak Brak
[jedna CHRZ - zespot Prader-Willi]
24 Stowarzyszenie Dignitas Dolentium [jedna CHRZ - zesp6t SLA stwardnienie boczne zanikowe] 2007 - Tak Tak
25 Stowarzyszenie Wiliamsa [jedna chrz — zespot Williamsal 2007 - Tak Tak
26 Stowarzyszenie Pomocy Chorym na Migsaki i Czerniaki Sarcoma [wiele CHRZ] 2007 - Tak Tak
27 Stowarzyszenie Rodzin z Ataksja Rdzeniowo-Moézdzkowa [grupa CHRZ - jednolity problem] 2004 - Tak Tak
28 Stowarzyszenie Rodzin z Amyloidoza TTR [jedna CHRZ - amyloidoza TTR] 2021 - Tak Tak
29 Polskie Towarzystwo Choréb Nerwowo-Miesniowych [wiele CHRZ] 1988 - Tak Nie
Organizacje miedzynarodowe
30 Debra International [jedna CHRZ - EB pecherzowe oddzielanie naskdrkal 1992 50 krajow Tak Tak
31 Fabry International Network (FIN) [jedna CHRZ - zespét Fabry’ ego] 2002 36 krajow Tak Tak
32 International Prader-Willi Syndrom Organisation IPWSO. [jedna CHRZ - zesp6t Prader-Willi] 1991 40 krajéw Tak Tak

" Wywiady objety organizacje od 1 do 18 oraz 30 do 32, organizacje od nr 19 do 29 ujety zostaty w analizach i obserwacjach.

2 Dane zebrane z wywiadow, dotycza okresu prowadzenia badan (2021-23)
Zrédto: Opracowanie wiasne.

okreslenie wykorzystane w nazewnictwie, czego przykla-
dami sg Fundacja Bohatera Borysa czy Fundacja Platynowa
Druzyna.

Starsze stazem OPCHRZ maja w swojej nazwie odwotanie
do ogotu CHRZ jako grupy schorzen ze wzgledu na éwczesny
brak wyodrebnienia poszczegdlnych jednostek chorobowych
i niezwykle malg liczbe zidentyfikowanych przypadkdow.
Wraz z rozwojem wiedzy i diagnostyki medycznej zwiek-
szala si¢ systematycznie zaréwno liczba CHRZ, jak i 0s6b ze
zdiagnozowang CHRZ, co skutkowalo tworzeniem wspdl-
not chorych w ramach jednej CHRZ (afiliacja jednorodna).
Nomenklatura OPCHRZ nawiazuje wiec w 80% badanych
przypadkow do nazewnictwa choroby np.: Fundacja SMA,
Stowarzyszenie Marfan Polska. Posrednio wskazuje takze na

nature dziedziczenia schorzenia, np.: Stowarzyszenie Rodzin
z Chorobg Fabry’ego. Czasami afiliacja réznorodna byla
podyktowana interesem medycznym pacjentéw i wystepuje
w sytuacjach, kiedy dla r6znych chordb rozwigzanie stanowi
takie samo wysokospecjalistyczne leczenie. Przyklad stanowi
Stowarzyszenie Pomocy Chorym Dzieciom LIVER, skupia-
jace pacjentéw z roznymi rzadkimi schorzeniami watroby;,
gdzie ostatecznym rozwigzaniem pozostawal przeszczep.
Podobna sytuacja zachodzita takze w przypadku Polskiego
Towarzystwa Wspierania Osob z Nieswoistymi Zapaleniami
Jelit ,,Jelita”.

Bioragc pod uwage przedstawiong argumentacje, moz-
na stwierdzi¢, ze w miare postepu medycyny i farmako-
logii wzrasta homogenicznos¢ OPCHRZ, co prowadzi do
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réznicowania i wyodrebniania wspdlnot pacjentdw o afiliacji
jednorodnej. Proces ten trwa juz od dluzszego czasu, czego
dowodem jest przewaga afiliacji jednorodnej wsréd nowo
powstajacych OPCHRZ.

Obecnie afiliacja wystepuje najsilniej i najczesciej w ramach
jednej, okreslonej jednostki chorobowej, stanowiac punkt
wyjscia do rozwijania wspdlpracy i tworzenia koalicji. Walka
o wspdlne dobro, zgodnie z teorig kolektywnego dzialania
[18], przewaza nad partykularnym interesem organizacji
partycypujacych. Przykiadem jest Mukokoalicja, utworzona
przez pieg¢ OPCHRZ dziatajacych na polu mukowiscydozy:
Polskie Towarzystwo Walki z Mukowiscydoza, Fundacje
Pomocy Rodzinom i Chorym na Mukowiscydoze MATIO,
Fundacj¢ Podaruj Oddech, Fundacj¢ MUKOHELP oraz Pol-
skie Towarzystwo Walki z Mukowiscydoza Oddziat Gdansk.
Koalicje pozwalajg jednoczy¢ wigksza liczbe chorych wokot
problemu i zintensyfikowaé partycypacje. Misja oraz wizja
pozostaja spdjne, dyktujac nastepnie wspolng strategie, np.
misja Mukokoalicji przedstawiona na ich stronie internetowej:
»Podjelismy walke o dostep do lekéw ratujacych zycie! Do
tej pory leczenie mukowiscydozy ukierunkowane bylo na
tagodzenie objawdw, modulatory (nowa grupa lekéw) po-
magajg skutecznie dziata¢ biatku CFTR a tym samym daja
szans¢ na normalne zycie, (...) Z zaangazowaniem i zapalem
rozpoczeliSmy starania o refundacje pozostatych modula-
tor6w”. Strona internetowa Polskiego Towarzystwa Walki
z Mukowiscydozg

OPCHRZ jako wspélinota losu
Osoby z ciezka, postepujaca chorobg taczy wspdlny interes
podyktowany leczeniem, rehabilitacja, opieka socjalna, co
odciska pietno na zyciu osobistym i zawodowym, wymusza
zmiane nawykoéw calej rodziny. Réznice spoteczne, ekono-
miczne etniczne czy réznice wieku nie odgrywaja wickszej
roli. Analogicznie do struktur plemiennych, OPCHRZ moz-
na okresli¢ mianem wspdlnoty losu. Jednak wspdlnota nie
zyje w hermetycznej izolacji, ale w warunkach rynkowych,
gdzie postep medycyny, farmakologii i opieki zdrowotnej
zmienia paradygmat, a ich funkcjonowanie ewoluuje.

Afiliacja w ramach swojego schorzenia stanowi dowdd,
ze tozsamo$¢ powiazana z okreslong CHRZ odgrywa funk-
cje integrujacy: cztonkowie grupy maja podobne problemy
zdrowotne i jednakowe ich rozwigzanie:
»Na pewno na poczagtku sama mozliwo$¢ spotkania sie z in-
nymi osobami, ktére maja te samg chorobe, pomagata. Po
pierwsze, mozna gdzie$ tam pouklada¢ w gtowie pewne
rzeczy, po drugie, wymieni¢ sie do§wiadczeniami praktycz-
nymi, co pomaga w jakiej sytuacji, czym sie leczg w takich
przypadkach, nawet naturalnymi sposobami, taka po prostu
wymiana dos§wiadczen”. Wywiad, Stowarzyszenie Rodzin
z Chorobg Fabry’ego

Wyzszo$¢ tak powstalej wspdlnoty nad instytucjonalnie
regulowang i kontrolowana grupa polega na tym, ze cele i mo-
tywacja sg wspdlne. Takg wspdlnote charakteryzujg normy
podzielane przez czlonkéw grupy, takie jak wzajemne za-
ufanie czy wiarygodnos¢, co przektada sie na dobrowolnos¢
zaangazowania i wspoldzialania na rzecz calej grupy. Wiele
OPCHRZ opowiada o sobie w kategorii ,rodzina”. Taka
terminologia identyfikuje wspdlnoty, czego wyraz stanowia
nazwy formalne (dane KRS) czy nieformalne grup funkcjo-
nujacych w mediach spoteczno$ciowych, m.in. Praderkowa
rodzinka (termin uzywany przez Stowarzyszenie Pomocy
Osobom z zespotem Prader-Willi).

»...takie rodzinne wiezi powstaja, ludzie si¢ odwiedzaja na-
wzajem. Bo jestesmy taka niewielkg grupa prawie stu oséb,
ktore sie czesto spotykaja, pozostale osoby troche rzadziej.
To jest taka jedna wielka rodzina”. Wywiad, Stowarzyszenie
Debra Polska Kruchy Dotyk

Czlonkéw OPCHRZ taczg zyciowe doswiadczenia, ktore
znajduja swoje odzwierciedlenie w misji i wizji organizacji.
Jedno$¢ grupy i poczucie odmiennosci niwelujg marginaliza-
cj¢ spoleczna. Akumulacja doswiadczen i unikatowej wiedzy
w dziedzinie swojego schorzenia tworzy kolejny filar budo-
wania tozsamo$ci organizacyjnej. Jednakowy typ schorzenia,
podobne problemy i ich rozwigzanie stanowig wazny czynnik
konsolidacyjny i bodziec do szukania wsparcia wewnatrz
spotecznosci, co prowadzi do formalizowania dziatalnosci
organizacji. W takiej wspolnocie losu najlepiej odnajduja
sie osoby, ktére same bezposrednio do§wiadczajg problemu.
Koncepcja wspolnoty losu podkresla wage psychologicznej
optyki funkcjonowania OPCHRZ wewnatrz i na zewnatrz
organizacji.

Miejsce i rola lekarza w organizacji
Podobnie jak w przedsigbiorstwach, tak i w sektorze non-
-profit wlaczenie wielu interesariuszy pociaga za sobg wigksze
koszty zarzgdzania nig. Wymaga godzenia réznych, czasami
sprzecznych intereséw. Utrudnia podejmowanie decyzji,
zwlaszcza w warunkach niepewnosci i zmieniajacego sie
otoczenia prawnego. Z tej perspektywy zaréwno czlonko-
wie, jak i zarzagdy OPCHRZ stanowig homogeniczng grupe
zlozong z pacjentdw, ich rodzin, opiekundéw i bliskich zna-
jomych. Lekarze czy inny personel medyczny pozostajg na
zewnatrz, co wida¢ wyraznie podczas kwerendy zarzaddow,
komisji rewizyjnych i innych organdéw organizacji:
»Jako Fundacja wspolpracujemy tez z lekarzami, ale nie
mamy zadnego wsrdéd naszych cztonkéw. Oni dajg nowym
osobom znak, zZe jest taka Fundacja, daja kontakt i namiary
do nas”. Wywiad, Fundacja Oswoi¢ Miopatie

Gdy przyjmie si¢, ze OPCHRZ stanowia wspoélnote losu,
nie dziwi, ze przedstawicielom zawodéw medycznych i pa-
ramedycznych trudno odnalez¢ si¢ w takiej homogenicznej
grupie o silnej afiliacji z jedng CHRZ:
»Mamy osobny medyczny i naukowy panel doradczy. Ale
oni sg od nas oddzieleni, wigc nie ma zadnego wplywu.
Zwracamy si¢ do nich gléwnie wtedy, gdy naptywaja wnioski
badawcze, oni oceniaja je i przedstawiajg profesjonalna opinie
w tym temacie”. Wywiad, Debra International

Do wyjatkéow nalezg przypadki, kiedy lekarz kieru-
je OPCHRZ ze wzgledu na wystepowanie CHRZ w jego
najblizszej rodzinie (dane znane autorce), co moze stanowi¢
cenny bodziec do inicjowania rozwoju na polu naukowym.
W wiekszo$ci OPCHRZ lekarze nie wchodza w sktad zarza-
doéw ani nie sg czlonkami organizacji, zdarza si¢ natomiast,
ze zasiadaja w radach naukowych, petniac role zewnetrznego
doradcy. W 80% przypadkéw pelnig funkeje legitymizacyjna
i wizerunkotworczg. Lekarze maja inne, wazne zadania do
wypelnienia: wyszukuja nowych pacjentdéw, zapewniajac
wsparcie agitacyjne i promocyjne, przyczyniajac sie tym
samym do wzrostu liczby czlonkéw. Stajg si¢ zatem mimo-
wolnym aktywista, redefiniujac swoja role, co podkresla
rozmdéwca wywiadu:
»,Czasami tez panie doktorki kierujg do nas swoich pod-
opiecznych, bo wiedza, ze w Polsce pewnej pomocy nie
mozna uzyska¢”. Wywiad, Stowarzyszenie Pomocy Chorym
Dzieciom LIVER.
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Literatura okresla takie zjawisko mianem advocacy acti-
vists [22] - lekarze dziatajacy narzecz OPCHRZ jako doradcy
czy partnerzy realizujacy misje. W zamian moga liczy¢ na
okreslone korzysci - takie jak udzial w badaniach klinicz-
nych, terapiach eksperymentalnych, sponsorowanie wy-
ktadéw czy wyjazdu naukowego — wazne dla naukowego
rozwoju lekarza, o czym moéwi rozméwea:
»Sfinansowalismy kilka zespotéw klinicystéw, ktorzy wy-
jechali za granice w celu przeszkolenia lub edukacji innych
lekarzy w zakresie opieki EB. I to bylo naprawde udane,
i bardzo poszukiwane”. Wywiad, Debra International (ttu-
maczenie z jez. ang.)

Obserwacja interakcji OPCHRZ z lekarzami pozwala na
zrozumienie natury takich relacji.

Afiliacja i jej znaczenie w internacjonalizacji dziatan
Afiliacja w ramach CHRZ wyja$nia zjawisko wertykalnego
taczenia si¢ krajowych OPCHRZ w ramach struktur mie-
dzynarodowych. W Europie funkcjonuje ponad 1800 orga-
nizacji pacjentéw [10], w Polsce blisko 90 (wtasne obliczenia
autorki z roku 2026). OPCHRZ reprezentujace pacjentéw
tworza koalicje, alianse lub sojusze dzialajace na rzecz danej
CHRZ, gdyz czynnikiem spajajacym jest tozsamo$¢ oparta
na problemie medycznym. Afiliacja budowana na kryterium
choroby wskazuje, ze krajowym OPCHRZ blizej jest do grup
dzialajacych pod szyldem tej samej choroby w innych krajach
niz do krajowych zrzeszert OPCHRZ, ale reprezentujacych
odmienne CHRZ.
»Jestesmy czlonkiem Europejskiego Stowarzyszenia 22Q11
itak naprawde to ta wspolpraca dopiero zaczyna si¢ rozwijaé,
(...). Co roku wlaczamy sie w obchody Swiatowego Dnia
Delecji, tego dnia pod$wietlamy budynki (...)”. Wywiad,
Stowarzyszenie 22Ql11 Polska

Opisane zjawisko wyjasnia, dlaczego nawet mate OPCHRZ,
o liczbie cztonkdéw nieprzekraczajacej kilku oséb, rzadko ta-
czq si¢ w zespoly krajowe reprezentujace wiele CHRZ, lecz
szukajg wsparcia w strukturach organizacji europejskich
i miedzynarodowych. W ten sposdb powstaja patronackie
organizacje paneuropejskie typu ,,parasol”, stanowigce plat-
forme do wspolpracy i kontaktow z OPCHRZ dziatajagcymi
w réznych krajach europejskich czy swiatowych. Wtasnie
takimi kanalami transferowana jest unikalna wiedza prak-
tyczna, kliniczna i instytucjonalna, réwnolegle zas odbywa
sie wymiana produktow i ustug stuzacych wsparciu oséb
chorych, takich jak wyroby medyczne do pielegnacji a nawet
trudnodostepne leki:
»...bylam $wiadkiem, gdzie jedno stowarzyszenie po-
szukiwalo pomocy w sprawie zywienia dojelitowego
dla nowego, bardzo chorego dziecka, wiec z innych stowa-
rzyszen pomogli”. Wywiad, Stowarzyszenie Chorych na
Mastocytoze

Praktycznie wszystkie badane OPCHRZ majg swojq repre-
zentacje i planujg intensyfikacje aktywnosci w strukturach
miedzynarodowych. Budowanie ponadnarodowej wspdlnoty
z CHRZ jest wpisane w ich strategie rozwoju. Krajowe gru-
Py poprzez swoje miedzynarodowe struktury patronackie
posrednio uczestniczg w pracach Eurordis, ktdry zapewnia
dialog z Komisja Europejska i §wiatowymi ekspertami me-
dycyny [20, 21]. OP miedzynarodowe typu parasol zrzeszaja
organizacje krajowe, ale wyjatkowo akceptuja takze indywi-
dualnych pacjentéw. Dotyczy to krajow o bardzo matej po-
pulacji, jak Litwa, Lotwa, Estonia, czy odmiennych normach
kulturowych i prawnych (kraje arabskie).

Paneuropejskie organizacje w 90% przypadkow repre-

zentuja i dzialaja na rzecz jednej CHRZ. Swoje siedziby
maja w réznych krajach: Wielkiej Brytanii, Holandii, Austrii
ipodlegaja ustawodawstwu danego kraju. Lokalne regulacje
determinujg wiec forme prawna, strukture organizacyjna,
ale strategia i taktyka pozostaje wspdlna. Trzeba podkresli¢,
ze europejskie stowarzyszenia patronackie z reguly zalecaja,
aby jedna OPCHRZ reprezentowala dany kraj. Jesli dziala
wiecej niz jedna, wtedy obowiazuje zasada ,jeden glos na
kraj”. Wymusza to budowanie relacji i wspotprace miedzy
grupami reprezentujacymi te¢ sama chorobe na poziomie
kraju, co potwierdza cytat:
»Staramy sie mie¢ jedna grupe w kazdym kraju. (...) pomaga
to utrzymac zasoby w centralnym miejscu i w ten sposob
miec wiekszy wplyw”. wywiad Debra International (ttuma-
czenie z jez. ang.)

Miedzynarodowe organizacje patronackie koncentruja sie
zar6éwno na sprawach biezacych, jak i realizacji dlugofalo-
wych projektéw. Powszechng praktyka jest opracowywanie
raportéw potrzeb i analizy opinii cztonkéw na poziomie
kraju, czesto inicjowane i integrowane centralnie. Krajowe
OPCHRZ odwzorowuja zadania struktur paneuropejskich,
przy czym ich dziatania z jednej strony stanowig kontynuacje
dziatan odgoérnych, z drugiej - zapewniajg oddolne zaplecze
pomystodawcze:

»Czasami jest tak, ze powielamy, czasami adoptujemy mie-
dzynarodowe pomysty. Dzieki wsparciu IPOPE finansujemy
nasze dziatania”. Wywiad, Stowarzyszenie na Rzecz Oséb
z Niedoborami Odpornosci Immunoprotect

»Jestesmy organizacja patronackg dla organizacji krajowych.
Bardzo wazne jest, aby$my si¢ spotykali, poniewaz mozemy
sie wiele nauczy¢ od siebie. To, co robimy w kraju, projekty,
ktére tworzymy, mozemy dzieli¢ miedzy soba, ttumaczy¢
tresci itd. Wplywamy na siebie pozytywnie i pobudzamy
do aktywno$ci. Tak wiec z jednego pomystu moze rodzic sie
inny, to idzie dalej, niz moze si¢ wydawa¢”. Wywiad, Debra
International (ttumaczenie z jez. ang.)

Udzial w tworzeniu wiedzy praktycznej i instytucjonal-
nej pomaga tworzy¢ sprawdzony model dzialania, a takze
wdraza¢ strategiczne plany rozwoju bazujace na regula-
cjach polityki zdrowotnej inicjowanej na poziomie unijnym.
Wszystko ukierunkowane jest na maksymalizacje korzysci
wspoélnoty pacjentow.

Rola koalicji i alianséw w realizacji celow

W Polsce wigkszos¢ OPCHRZ uczestniczy w pracach kra-
jowych federacji parasolowych, takich jak Federacja Pacjen-
tow Polskich czy Krajowe Forum Orphan. Jednocze$nie
31 OPCHRZ dziata pod flaga swojej CHRZ w strukturach
EURORDIS [15]. Taka macierzowa afiliacja, mimo pozor-
nej ztozonosci, podnosi wiarygodno$é¢ ilegitymizuje wspol-
note.

Badanie pokazuje, ze na poziomie krajowym samodziel-
ne istnienie OPCHRZ jako pojedynczej wspolnoty losu 13-
czy si¢ z korzy$ciami zaréwno na polu budowania relacji
z otoczeniem, jak i gromadzenia srodkéw finansowych. Sg
jednak obszary, gdzie z przyczyn geo-demograficznych czy
spotecznych dziala wiecej niz jedna OPCHRZ. Taka sytuacja
grozi konkurowaniem o zasoby i wymusza opracowanie
odpowiedniej strategii wspdtdziatania.

»Jesli kto$ ma problem z lekami, to generalnie Stowarzyszenie
Immunoprotect zawsze znajdzie jakie$ rozwigzanie, bo oni
walczg tak globalnie dla wszystkich o dostep do leczenia.
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A my sie bardziej indywidualnie, my zajmujemy indywidu-
alnymi przypadkami. Natomiast konkurujemy o te same
firmy farmaceutyczne, ktére produkuja leki. Konkurujemy
o ten sam fundusz xx, ktory daje organizacjom pacjenckim
okreslone $rodki. No i konkurujemy, tak wyczuwam, o ja-
kie$ relacje z lekarzami”. Wywiad, Fundacja Wymarzona
Odpornos¢

Do nawiagzywania wspoélpracy i tworzenia koalicji najczes-
ciej sklania pojawienie sie w pewnym horyzoncie czasowym
leku na dang chorobe [19, 20]. Jest to sygnal do mobilizacji
sit, przetfamania nieufnosci i budowania zaufania, ktore
zgodnie z myélg Ostrom i Ahn [18, 24] stanowi kluczowy
element kapitatu spolecznego grupy, niezbedny do inicjacji
dzialtania zbiorowego:
»Spolecznosé nam ufa. Jestesmy jedng z fundacji, takich, kto-
rym nasi podopieczni ufaja, tutaj nie odchodzi jaka$ prywata,
nie odchodzi jakie$ przekrecanie, tylko dziatamy wszyscy
wspolnie. Po pierwsze, staramy si¢ na biezgco rozwigzywac
problemy, przed jakimi stoi nasza spolecznos¢. Drugie to, ze
starali$émy si¢ wigczal szerszg spolecznosé w nasze dzialania,
mowiliémy: »Stuchajcie, pomdzcie, kto moze poméc, kto zna
kogo$, zeby nam pomodc«”. Wywiad, Fundacja SMA

Jesli po oszacowaniu kosztdw i strat okazuje sie, ze wlasne
sily i zasoby nie wystarczajg, a dalsze konkurowanie zwigksza
ryzyko porazki, dochodzi do wspdtpracy w ramach walki
o wspdlne dobro, ktérym jest dostep do leku [19]. Motorem
do budowania koalicji bywajg bariery zewnetrzne w postaci
nieprzychylnosci interesariuszy do aktywizacji OPCHRZ.
Taka sytuacja — paradoksalnie - sprzyja jednoczeniu sit
w obliczu wspdlnego wroga:
»Kiedy byta walka o lek X, nie byliémy formalng fundacja,
ale polaczyli$my nasze sity z Fundacja XXX. Robilismy kon-
ferencje, naradzalismy si¢, co mozemy wspdlnie zrobi¢, zeby
zadziatalo. Wspolnie stworzyliSmy pismo, ktére opubliko-
walis$my na FB, ktére to pismo duzo ludzi dalej wysytalo do
MZ. 1 zadziatalo”. Wywiad, Fundacja StopDuchenne
»Przez wiele lat PTWM i Matio dzialaly obok siebie, real-
nej wspolpracy miedzy nami faktycznie nie bylo. Zaréwno
my, jak i Matio realizowalismy swoje cele i docierali$my
z réznymi formami pomocy do swoich podopiecznych. Na
przestrzeni lat nie przeszkadzaliémy sobie, nigdy nie kon-
kurowali$my ze sobg. W momencie jak zmienit si¢ obraz -
powstaly leki przyczynowe, ktére z jednej strony s3 ogromna
szansg dla chorych, z drugiej ogromnym wyzwaniem, bo
to bardzo drogie terapie jak to w CHRZ, postanowiliémy
wtedy nasze sily potaczyé. W 2019 powstal wiec taki parasol
skupiajacy nasze organizacje — powstala koalicja na rzecz
walki o leki przyczynowe”. Wywiad, Polskie Towarzystwo
Walki z Mukowiscydoza

Tworzone w ten sposéb koalicje OPCHRZ, bazujace na
wspoélnocie intereséw, potrafia maksymalizowaé swoja
uzyteczno$¢ w ramach rozszerzenia sieci relacji, wywiera-
nia wspdlnie presji medialnej i politycznej, co sprawia, ze
zwiekszajg sie szanse na dostep do leku i poprawe opieki
zdrowotnej. Dzieki kompetencjom i wiedzy ich czlonkéw
zapewniaja bardziej komplementarne ustugi, na czym ko-
rzystaja chorzy. Jednoczesnie presja miedzynarodowych
organizacji patronackich sklania do integracji na poziomie
krajowym. Przeszkoda w budowaniu koalicji bywa uprzednie
konkurowanie lub animozje personalne. Izolacja nie stuzy
interesom wspodlnoty. Braki przywddztwa, niedostrzega-
nie synergii hamuje rozwdj. Takie sytuacje zdarzajg si¢ bez
wzgledu na geodemografie, o czym méwi rozméweca:

»Mamy przypadki rynkéw w Europie, gdzie tworzy sie dru-
ga organizacja rownolegla, ktéra uwaza, ze trzeba dziala¢
inaczej, czy to Wlochy, Francja czy Wielka Brytania. Tam
byta wojna podjazdowa miedzy organizacjami. W Rumunii
i Ukrainie potworzyta si¢ konkurencja. Nam udalo sie spo-
fecznos¢ calg zjednoczy¢ tak, ze wszyscy méwimy niejako
jednym glosem, bo ludzie zaufali, czuli, ze dzialamy dla
nich”. Wywiad, Fundacja SMA

Z czasem w efekcie profesjonalizacji uwidacznia sie wiecej
mechanizméw ukierunkowanych na wspoélprace, czemu
w przypadku OPCHRZ nie towarzyszy ryzyko rozmycia
tozsamosci.

Stosunkowo nowym trendem jest konkurowanie o zasoby
finansowe z fundacjami aktywistow (w teorii Hansmanna
okreslanymi jako ,fundacje przedsiebiorcze”), ktorych cel
stanowi zbieranie srodkéw finansowych na indywidualng
pomoc podopiecznym, nie za§ kompleksowe wsparcie czton-
kow na zasadzie wzajemno$ci [22, 27]. Ich model funkcjono-
wania rézni sie zasadniczo od tego reprezentowanego przez
OPCHRZ, blizszy jest dzialalnosci biznesowej i spotyka sie
z ambiwalentng oceng wielu lideréw OPCHRZ.

WNIOSKI

Wrynik aksjologicznych i normatywnych podstaw dziata-
nia OPCHRZ ma istotne znaczenie dla interpretacji ge-
nezy, celow i efektow ich dziatania. Koncepcja wspdlnoty
losu uzasadnia ogromne znaczenie relacji wewnatrz grupy
decydujacych o budowaniu silnych wiezéw na fundamen-
cie afiliacji chorobowej, czynnika czesto pomijanego przez
wezesniejszych badaczy tematu. Jednoczenie si¢ chorych pod
nazwa wilasnej CHRZ oddzialuje pozytywnie wewnetrz-
nie i pozwala budowac unikalng tozsamo$¢ organizacyjna.
Cztonkéw faczg Scisle i trwale relacje, dzieki czemu tworza
wspoélnote opartg na zaufaniu i empatii. W mysli Ostrom
taki model funkcjonowania wynika z koncepcji kapitatu
spolecznego, stanowigcego fundament zbiorowego dziata-
nia [18].

Relacje terapeutyczne stanowig fundament angazowania
sie chorych i odzwierciedlajg nature dziatania organizacji.
Zaspakajaja potrzebe empatii, solidarnosci i bezpieczen-
stwa, pomagaja w budowaniu wspdlnoty losu, jaka stano-
wig OPCHRZ. Mobilizuja pozostalych cztonkéw, a takze
»wolnych strzelcéw” (osoby chore, ale niezrzeszone), dzigki
czemu rosnie liczebnos¢ grupy i jej potencjal dostarczania
lepszych ustug w wymiarze spotecznym i ekonomicznym.
Absencja lekarzy w strukturach OPCHRZ odzwierciedla
homogeniczno$¢ grupy i nie pozostaje bez wpltywu na ukie-
runkowanie aspiracji.

Swiadomo$¢ rzadkosci choroby wzmacnia afiliacje i sprzy-
ja internacjonalizacji. Homogeniczno$¢ grupy stanowi fun-
dament tozsamo$ci organizacyjnej, ktéra pelni wazng role
w komunikacji i budowaniu relacji z interesariuszami, umoz-
liwiajac klarowng identyfikacje grupy w otoczeniu. Wspot-
praca miedzynarodowa i internacjonalizacja OPCHRZ w ob-
rebie swojej CHRZ tworzg naturalny kierunek ich rozwoju.
Mozna twierdzié, ze wraz z postepem medycyny i farmako-
logii rosnie liczba nowych organizacji OPCHRZ, a takze ich
homogeniczno$¢ w wyniku réznicowania i wyodrebniania
wspolnot o afiliacji jednorodnej. Proces jest zauwazalny od
blisko 20 lat, czego dowodem jest przewaga modelu afilia-
cji jednorodnej wéréd nowo powstajacych OPCHRZ, co
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przyczynia sie do wertykalnego rozwoju OPCHRZ w ramach
struktur miedzynarodowych.

Afiliacja krajowa i migdzynarodowa wspiera rozwoj w diu-
gim horyzoncie czasowym, umozliwia gromadzenie oraz
transfer wiedzy praktycznej i instytucjonalnej. Poprzez in-
ternacjonalizacje OPCHRZ uczg sie dobrych praktyk, norm
legislacyjnych i organizacyjnych sprawdzonych w innych
krajach. Wiedza taka podlega adaptacji na poziomie kra-
jowym, co sprzyja profesjonalizacji i podnosi efektywnos¢
dziatan. Jednoczesnie wiedza legitymizuje OPCHRZ w in-
terakcjach z instytucjami regulatorowymi, opinig publiczng
i innymi interesariusza systemu zdrowia [23, 25]. Laczenie
sie w struktury ponadnarodowe pozwala przetamac bariere
malej liczebnosci pacjentéw z CHRZ, wzmacniajac ich site
spofeczno-polityczna. Tozsamo$¢ OPCHRZ wyznacza model
ich funkcjonowania, ktéry sprzyja kopiowaniu sprawdzonych
wzorcow dzialania, determinuje tworzenie sieci relacji z inte-
resariuszami systemu zdrowia w kraju i za granica, a nawet
wplywa na polityke lekowg panstwa.

PISMIENNICTWO

1. The Lancet Global Health. The landscape for rare diseases in 2024.
Lancet Glob Health. 2024;12(3):341. d0i:10.1016/S2214-109X(24)00056 -1

2.What is a rare disease? EURORDIS-Rare Diseases Europe. https://
www.eurordis.org/information-support/what-is-a-rare-disease/ (ac-
cess: 2026.05.23).

3.Braga LAM, Conte Filho CG, Mota FB. Future of genetic therapies for
rare genetic diseases: what to expect for the next 15 years? Ther Adv
Rare Dis. 2022;3:26330040221100840. doi:10.1177/26330040221100840

4.Rada Ministréw przyjeta Plan dla Choréb Rzadkich na lata 2024-2025
- Ministerstwo Zdrowia. https://www.gov.pl/web/zdrowie/rada-mini-
strow-przyjela-plan-dla-chorob-rzadkich-na-lata-2024-2025. (access:
2026.04.25).

5.Domike R, Raju GK, Sullivan J, Kennedy A. Expediting treatments in
the 21st century: Orphan Drugs and accelerated approvals. Orphanet
Journal of Rare Diseases. 2024;19(1). doi:10.1186/s13023-024-03398-1

6.Dumbuya JS, Zeng C, Deng L, et al. The impact of rare diseases on the
quality of life in paediatric patients: Current status. Frontiers in Public
Health. 2025;13. doi:10.3389/fpubh.2025.1531583

7.Claessens Z, Vanneste A, Van Isterdael C etal. Criteria to evaluate unmet
health-related needs of persons living with rare diseases and their caregi-
vers: Rapid Literature Review and stakeholder consultations. Orphanet
Journal of Rare Diseases. 2025;20(1). doi:10.1186/s13023-025-03838-6

8.Al-Attar M, Butterworth S, McKay L. A quantitative and qualitative
analysis of patient group narratives suggests common biopsychosocial
red flags of undiagnosed rare disease. Orphanet ] Rare Dis. 2024;19:172.
doi:10.1186/s13023-024-03143-8 20:321

9.Klein Haneveld M]J, Vyshka K, Gaasterland CMW, et al. ‘Mind the
Gap’-A Survey on Care Gaps and Priorities for the Transition to Adult
Healthcare According to Caregivers of Young People with Rare Con-
ditions Associated with Intellectual Disability. J Intellect Disabil Res.
2025. doi:10.1111/jir.13229

10.Eurordis Rare Diseases Europe. (n.d.). Who are we Members. Retrieved
from https://www.eurordis.org/ (access: 2026.02.02).

11.Bowles J, Clifford D, Mohan J. The place of charity in a public health
service: Inequality and persistence in charitable support for NHS trusts
in England. Social Science & Medicine. 2023;322.

12.Mavris M, Le C. Involvement of patient organisations in research and
development of orphan drugs for rare diseases in Europe. Syndromol,
2020;3(5):237-243.

13. Stasiewicz-Swinney A. Pacjent w systemie ochrony zdrowia. In: Haczyn-
ski ], Skrzypczak Z, editors. Ochrona zdrowia i gospodarka. Przeglad
wspolczesnych probleméw systemu opieki zdrowotnej. Warszawa:
Sekcja Wydawnicza Wydziatu Zarzadzania Uniwersytetu Warszaw-
skiego; 2022. p. 95-120.

14.Briscoe F, Gupta A. Social Activism in and Around Organisations. The
Academy of Management Annals. 2016;10(1):671-727.

15.Czlonkowie. Orphan Krajowe Forum na rzecz terapii choréb rzadkich.
https://rzadkiechoroby.org/czlonkowie/ (access: 2026.02.11).

16.Kociatkiewicz ], Kostera M. Zaangazowane badania jako$ciowe. Prob-
lemy Zarzadzania. 2013;1(1):9-17.

17.Bryda G. CAQDAS a badania jakosciowe w praktyce. Przeglad Socjologii
Jako$ciowej. 2014;10(2):12-38.

18. Poteete A, Janssen MA, Ostrom E. Working Together: Collective Action,
the Commons, and Multiple Methods in Practice. Princetown: Prince-
town University Press, 2010.

19.Belanci¢ A, Gkrinia EM, Liki¢ R, Vitezi¢ D. Navigating challenges
and opportunities in orphan medicines: A spotlight commentary on
rare diseases. Br ] Clin Pharmacol. 2025;91(4):1084-1087. d0i:10.1002/
bcp.70013

20.Gonzato O, Gronchi A. The evolving role of patients advocates in rare
cancers: Opportunities and challenges. Expert Review of Pharmacoe-
conomics & Outcomes Research. 2019;19(1):1-3. https://doi.org/10.10
80/14737167.2019.1526083

21.Gentilini A, Neez E, Wong-Rieger D. Rare Disease Policy in High-
-Income Countries: An Overview of Achievements, Challenges, and So-
lutions. Value in Health. 2025;28(5):680-685. https://doi.org/10.1016/j.
jval.2024.12.009.

22.Goes AR. Advocacy for Health and Health Equity: A Call to Public
Health Professionals. Port ] Public Health. 2025;43(1):1-4. https://doi.
org/10.1159/000545038

23.Sommer N, Klug J. Knowledge Helps: Handling Rare Diseases in Regular
Schools. Contin Educ. 2024;5(1):22-30. doi:10.5334/cie.99

24.Zamora-Bonilla J. Public choice versus social choice as theories of col-
lective action. In: Kincaid H, Van Bouwel J, editors. Oxford Handbook
of Philosophy of Political Science. Oxford: Oxford University Press;
2023. p. 141-188.

25.Wiadysiuk M, Libura M, Rolska-Wdjcik P, Plisko P. Rola organizacji
pacjentéw w systemach opieki zdrowotnej w Polsce i na $wiecie. War-
szawa: Raport Pacjenci Pro; 2021.



	_Hlk137593152

