Wprowadzenie

1. Jakidlaczego powstata ta ksigzka?

Niniejsza ksigzka, oparta na empirycznych badaniach, dokumentuje geneze organi-
zacji pacjentow w obszarze choréb rzadkich, definiuje ich tozsamos$¢ organizacyjna,
ewolucje od wspélnoty losu do wspdlnoty wiedzy, relacyjny charakter budowania
sieci kontaktow w kraju i za granica, co facznie okresla obszary i wptywy na polityke
lekowa i zdrowotng panstwa. Walorami pracy sa obszerny i unikatowy charakter,
oryginalno$¢ tematyki oraz potencjalne implikacje praktyczne zaréwno w skali
kraju, jak i w perspektywie krajéow Unii Europejskiej. Praca uzyskala wyjatkowo
pozytywne opinie ekspertow nauk o zarzadzaniu i nauk o zdrowiu. Zdobyta wyrdz-
nienie Rady Nauki Dyscypliny Wydzialu Zarzadzania Uniwersytetu Warszawskiego,
a co wigcej — znalazla si¢ na liscie laureatéw Nagrody Prezesa Rady Ministrow za
rok 2025 w kategorii ,wyrdzniajaca si¢ rozprawa doktorska”.

Latwo zauwazy¢ obecnos¢ organizacji pacjentéw (OP) w przestrzeni publicz-
nej w Polsce, jak i na $wiecie, m.in. doroczny, hucznie obchodzony Dzienn Choréb
Rzadkich, plakaty i billboardy informujace o zbidrkach finansowych, liczne audycje
z udziatem pacjentéw z chorobami rzadkimi w prasie, radiu i telewizji. Aktywizacja
OP dotyczy nie tylko wiekszej liczby nowo rejestrowanych podmiotow, ale przede
wszystkim spoteczno-politycznego wptywu na funkcjonowanie ochrony zdrowia
we wspolczesnym $wiecie. Zaangazowanie OP widoczne jest zarowno w obsza-
rze chordb cywilizacyjnych o duzej czgstosci wystepowania, jak i choréb rzadkich
charakteryzujacych si¢ ograniczong populacja pacjentéow (Huyard, 2012). Defini-
cje chordb rzadkich (chrz) wydaja si¢ ptynne. Wedlug prawa Unii Europejskiej za
chorobe rzadka uznaje si¢ schorzenie wystepujace u mniej niz u jednej osoby na
20 000 osdb, w Polsce zas schorzenie, ktére dotyka nie wigcej niz 5 na 10 000 oséb.
Zawsze s3 to rzadko wystepujace schorzenia, z reguly uwarunkowane genetycznie,
o ciezkim i przewlektym przebiegu (Gierczynski et al., 2017).

Organizacje pacjentow dzialajace w obszarze choréb rzadkich (OPCHRZ)
oprocz funkeji psychospotecznego wsparcia podejmuja aktywnosci majace na celu
zapewnienie chorym dostepu do leku lub terapii umozliwiajacych powstrzymanie
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progresji choroby, zlagodzenie jej skutkdw, poprawe jakosci zycia oraz — w zalez-
nosci od choroby - powr6t do zdrowia i normalnego zycia. Badacze wskazywali,
ze OPCHRZ angazuja si¢ na wszystkich etapach cyklu zycia produktu leczniczego
i majg wplyw na zmiany systemowe w zakresie poprawy ochrony zdrowia (Gonzato,
Gronchi, 2019; Mavris, Le Cam, 2020). W literaturze istnialy luki wiedzy okreslajace
nature i zakres wplywow, co stanowilo punkt wyjscia do podjecia badan. Przez dtugi
czas charyzmatyczna, woluntarystyczna, cho¢ nie zawsze zrozumiala i przejrzysta
dzialalnos¢ OPCHRZ budzita spore kontrowersje.

OPCHRZ czgsto stanowily przedmiot badan nauk o zdrowiu, jednak dlugo cze-
kaly na analize jako samodzielne jednostki funkcjonujace w warunkach gospodarki
wolnorynkowej w perspektywie teorii zarzadzania i organizacji. Odniesienie si¢ do
podstaw teoretycznych nauk o zarzadzaniu pozwolilo na zrozumienie epistemolo-
gicznego zalozenia ich funkcjonowania, poczynajac od motywacji cztonkow, przez
realizacje celéw, koficzac na ewaluacji skali ich wptywu spotecznego, ekonomicz-
nego i politycznego. Badanie OPCHRZ na gruncie teorii organizacji i zarzadzania
pozwolilo na zbadanie ich natury i charakterystyke jako podmiotu woluntarystycz-
nego, dziatajacego wedle norm narzuconych przez instytucje regulatorowe, wypet-
niajacego okreslong nisze niespetnionych potrzeb w sferach socjalnej i materialne;.

Podjecie tematu funkcjonowania OPCHRZ i ich miejsca w systemie ochrony
zdrowia w odniesieniu do sektora non-profit, ktérego podzbiér reprezentuja, uza-
sadnial fakt, ze ich woluntarystyczna dziatalno$¢ jest powigzana z wrazliwym obsza-
rem, jaki stanowig zdrowie, leki i §wiadczenia zdrowotne. Wage tematu uzasadniat
takze znaczacy wptyw aktywnosci OPCHRZ na budzet platnika publicznego (Naro-
dowy Fundusz Zdrowia, Ministerstwo Zdrowia). Terapia, rehabilitacja, zapomogi
socjalne sg finansowane z zasobow publicznych, podobnie jak leki stosowane w cho-
robach rzadkich, ktérych cena wynosi dziesigtki, a czasami setki tysigcy ztotych
miesiecznie. Biorgc pod uwage liczebno$¢ calej zbiorowosci OPCHRZ oraz dlugo-
terminowos¢ terapii (z reguly do konca zycia), faczne koszty postepowania wymu-
szaja wysokie naklady finansowe publicznego platnika, przy duzej niepewnosci
ostatecznych wynikéw leczenia. Prowadzi to do dylematu migdzy oczekiwaniami
pacjentow a niepewnosciag decyzyjna publicznego platnika.

2. Luka badawcza

Ontologiczny wymiar powstania grupy wynika z czysto ludzkiej potrzeby poszu-
kiwania wsparcia i zrozumienia w sytuacji zyciowego kryzysu. W miare rozwoju
skala i zakres funkcjonowania OPCHRZ staja si¢ coraz bardziej ztozone, a interakcje
z otoczeniem siegaja sfer administracyjnych i politycznych. Jednak ze wzgledu na
niekomercyjng, woluntarystyczng nature dziatalnosci organizacje te rzadko sg przed-
miotem zainteresowania i kontroli regulatoréw, audytoréow czy nawet fundatorow.
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Pi$miennictwo $wiatowe w dziedzinie nauk spotecznych wypadato wyjatkowo
ubogo, temat poruszato kilku autoréw, m.in. Caroline Huyard i Vololona Rabehari-
soa. Skromnie prezentowaly sie réwniez monografie dotyczace OPCHRZ. Nieliczne
doniesienia naukowe, koncentrujac si¢ na samopomocowej, opiekunczej naturze
zaangazowania, starajg si¢ wyjasnic¢ zjawisko przez pryzmat teorii nauk o zdrowiu
czy antropologii. Brakowalo kompleksowych opracowan dotyczacych roli i miejsca
OPCHRZ na polskim rynku ochrony zdrowia oraz ich realnego wptywu na zmiany
systemowe (Piotrowska, 2020). Dostepne byly raporty oparte na badaniach (ankieto-
wych) Stowarzyszenia Klon/Jawor calego sektora organizacji pacjentéw, bez wyod-
rebnienia dzialajacych w obszarze choréb rzadkich (Charycka, 2017; GUS, 2019).
Dowodem stabego rozpoznania empirycznego i niskiej integracji teoretycznej jest
brak jednolitej terminologii i prawnej definicji organizacji pacjentow. Réwnolegle
funkcjonuja terminy przejete z jezyka angielskiego, takie jak: patient organisation,
patient advocacy, health activism, czy w szerszym ujeciu: social activism. Istniejaca
luka wymagata badan umozliwiajacych usystematyzowanie wiedzy: od inicjatywy
zalozycielskiej po weryfikacje aktywnosci i roli spotecznosci pacjentéw jako nieza-
leznych i samorzadnych jednostek. Badania przeprowadzone przez autorke umozli-
wily pozyskanie wiedzy w tym zakresie, z uwzglednieniem specyfiki obszaru choréb
rzadkich i ekonomiczno-prawnych ram systemu ochrona zdrowia. Badania stano-
wig pionierska probe holistycznego spojrzenia na caloksztalt aktywizacji pacjen-
tow, okreslenia ich miejsca i roli jako podmiotu na rynku, wlacznie z ustaleniem
politycznego zaangazowania i implikacji na polityke lekowa i zdrowotng w Polsce.
Na podstawie badan niniejsza ksigzka prezentuje obraz funkcjonowania OPCHRZ
wraz z powigzaniami i wptywami, co tacznie wpisuje sie¢ w hasto partycypacji spo-
tecznej, lezacej u podstaw demokratyzacji proceséw (Rabeharisoa, Donovan, 2014).
Poslugujac sie taka optyka, latwiej zdiagnozowa¢ zachodzace zjawiska i ewolucje
OPCHRZ na poziomie zaréwno krajowym, jak i miedzynarodowym.

3. Badaniajako fundament powstania ksigzki

Celem gléwnym badan bylo doglebne poznanie organizacji pacjentéw dziatajacych
w obszarze choréb rzadkich w Polsce i ich miedzynarodowych partneréw w Unii
Europejskiej. Przyjrzenie si¢ procesom organizowania si¢ podlegajacym ewolucji
pod wplywem czynnikéw wewnetrznych i zewnetrznych oraz analiza dynamiki
zmian z perspektywy teorii zarzadzania pozwolity lepiej zrozumie¢ przyczyny ich
angazowania sie w sfere polityki zdrowotnej. Rozwazania w kontekscie regulacji
prawnych, przy uwzglednieniu pobudek spotecznych i zdrowotnych, stanowily
punkt wyjscia do analiz OPCHRZ jako podmiotu. Problemy natury zdrowotnej,
z jakimi na co dzien borykaja si¢ cztonkowie OPCHRZ, z jednej strony determi-
nuja ich motywacje, zaangazowanie, afiliacje wewnetrzng i zewnetrzng, z drugiej
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za$ moga stanowi¢ wyjasnienie tendencji do wchodzenia w relacje bedace domena
polityki.

Wiele uwagi zostalo poswiecone organizacjom sektora non-profit dzialajacym
w dziedzinie zdrowia publicznego, jednak wiedza na temat niszy, jaka stanowia
OPCHRZ, wydaje sie szczatkowa, wybidrcza i niepetna. Jedno z ograniczen to brak
odniesienia do unikatowego charakteru obszaru choréb rzadkich. Przyktadowo:
badanie organizacji pacjentow jako standardowych stowarzyszen sektora non-
-profit czy ekstrapolacja danych organizacji pacjentow dziatajacych w sferze choréb
powszechnych na OPCHRZ, bez uwzgledniania kontekstu medycznego, popula-
cyjnego i ekonomicznego, mogto tylko zaciemni¢ obraz. Przeprowadzone bada-
nie zapelnilo istotng luke w zakresie rozpoznania nowego zjawiska, jakie stanowia
OPCHRZ obserwowane z perspektywy nauki o zarzadzaniu i jakoéci, a nie tylko
nauk o zdrowiu.

Wiedza zawarta w ksigzce moze poméc OPCHRZ w bardziej swiadomym budo-
waniu strategii, wyborze przywddztwa i zarzadzaniu swojg jednostka organiza-
cyjna. Przy okazji uswiadomi pozostatym podmiotom, np. instytucjom decyzyjnym,
producentom lekéw i wyrobéw medycznych, dostawcom ustug, ewolucje pozy-
cji pacjenta w ekosystemie ochrony zdrowia. Wskaze role i miejsce OPCHRZ, co
w efekcie pomoze optymalizowa¢ permanentnie niewystarczajace zasoby publicz-
nego platnika. Wyniki badania wnoszg istotng warto$¢ dodang, stanowia baze, aby
lepiej przygotowac si¢ do zmian zachodzacych w ekosystemie ochrony zdrowia.
Po pierwsze, wraz z rozwojem wiedzy medycznej bedzie powstawaé coraz wie-
cej OPCHRZ, a ich zaangazowanie polityczne wzro$nie. Po drugie, dziatalnos¢
OPCHRZ, mimo ze stanowig one malo liczng populacje, istotnie wptywa na budzet
ochrony zdrowia i dalsze kierunki zmian systemowych. Po trzecie, wiedza teore-
tyczna z zakresu zarzadzania nie jest powszechna zaréwno w OP, jak i po stronie
partneréw decyzyjnych.

Dlatego na podstawie dokonanej diagnozy oraz wiedzy teoretycznej mozna
pokusi¢ sie o wskazowki w zakresie usprawnienia proceséw zarzadzania wewnatrz
i na zewnatrz organizacji. Wazng konkluzjg jest réwniez dbalos¢ OPCHRZ
o transparentno$¢ i neutralno$¢ jako podmiotu woluntarystycznego, z zatozenia
obdarzanego wiekszym zaufaniem spolecznym niz sfery publiczna czy prywatna.

4. Problem badawczy

Organizacje pacjentéw dzialajace w obszarze choréb rzadkich jako nowe zjawisko
od dluzszego czasu przyciagaja uwage badaczy. Ich geneza, motywacja zalozycielska,
struktura organizacyjna i prawna, strategia rozwoju i zakres wplywow zaintrygo-
waly autorke ksigzki, ktéra podjeta probe holistycznego spojrzenia na aktywno-
$ci OPCHRZ w polskim systemie ochrony zdrowia, a takze zrozumienia modelu
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organizacyjnego i strategii w kontekscie obowigzujacych norm prawnych i spotecz-
nych. Przy okazji autorka pokusita si¢ o kategoryzacje cech, ktére definiujg OPCHRZ
i odrdzniaja je od innych organizacji dzialajacych w sektorze zdrowia publicznego.

OPCHRZ - jako jeden z interesariuszy silnie regulowanego rynku ochrony
zdrowia - dzialaja w bardzo specyficznym obszarze chordb rzadkich, gdzie mata
grupa chorych motywowana deprywacja dazy do uzyskania silnych wplywéw spo-
teczno-politycznych, majacych powazne implikacje finansowe. Organizowanie si¢
OPCHRZ odbywa si¢ w kontekscie ztozonych regulacji normatywnych okreslaja-
cych ramy prawne i spoleczne sektora non-profit, ale takze — jak dowodzi bada-
nie - uwzglednia warunki zakl6cenia ciaglosci dzialania, jak na przykltad w sytuacji
epidemii COVID-19. Badanie mialo na celu udzielenie odpowiedzi na nastepujace
pytania:

1. Jakie sg determinanty powstawania i rozwoju OPCHRZ w Polsce?

2. W jaki sposob reguly rynku farmaceutycznego determinujg pole dzialania OPCHRZ?

3. W jakim zakresie stan zdrowia / choroba stanowi element tozsamosci organizacyj-
nej w organizacjach pacjentéw?

4. Jaka role odgrywa proces gromadzenia wiedzy? Czy OPCHRZ mozna scharakte-
ryzowac jako wspolnote wiedzy?

5. Jaki wptyw ma struktura organizacyjna i prawna na dzialalnos¢ OPCHRZ?

6. Jaka role odgrywa budowanie miedzynarodowych struktur i koalicji OPCHRZ?

7. Dlaczego i w jaki sposéb OPCHRZ angazuja si¢ w proces dostepu do produktu
leczniczego?

8. Jakie sa wplywy polityczne i spoteczne OPCHRZ?

9. Jakie jest miejsce OPCHRZ w polskim systemie ochrony zdrowia?

10. Czy OPCHRZ pelnig funkcje moderatora w swoim polu instytucjonalnym, czy

adwokata we wlasnej sprawie?

Punktem wyj$cia bylo ustalenie ram teoretycznych. Umozliwilo to osadzenie roz-
wazan w kontekscie teorii nauk o zarzadzaniu i jakosci. Odniesienie do ram regu-
lujacych OPCHRZ pozwala ukazac je jako unikatowy podzbidr sektora non-profit
funkcjonujacego w sektorze zdrowia.

Odpowiedzi na zaprezentowane pytania poszukiwano w calym dtugoletnim
procesie badan. Szczegélnie cenne okazalo si¢ poznanie bezposrednich doswiad-
czen i refleksji 0sob reprezentujagcych OPCHRZ, ktore ciezka choroba zmobili-
zowala do zalozenia grupy wsparcia i dalej budowania strategicznego dzialania.
Na podstawie wieloetapowego procesu zostaly stworzone obraz OPCHRZ oraz stra-
tegia dzialania i realizacji celéow w warunkach systemu ochrony zdrowia w Polsce
i Unii Europejskiej, poddano tez weryfikacji zaangazowanie i wpltywy na dostep do
leczenia i polityke lekowa panstwa w obszarze choréb rzadkich i lekéw sierocych.
W ten sposob powstat fundament wiedzy przydatnej przy rozstrzyganiu waznych
spolecznie kwestii, takich jak:
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1. Czy aktywno$¢ grupowa jest konieczna, aby pacjenci z chorobami rzadkimi
uzyskali dostep do leczenia?

2. Czy zaangazowanie OPCHRZ wynika z walki o ,wspdlne dobro’, czy jest
zewnetrzng manipulacjg?

3. Czy aktywno$¢ grupowa stanowi ogniwo partycypacji spolecznej, czy odpo-
wiedz na deficyt demokracji?

Pozyskana wiedza daje calo$ciowy obraz ruchéw grup spotecznych tworzonych
i zarzadzanych przez samych pacjentow, w literaturze Swiatowej okreslanych mia-
nem health activism (Rabeharisoa, Donovan, 2014), w trudnym i specyficznym dla
ochrony zdrowia obszarze, jaki stanowig choroby rzadkie.



