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Perfil Organizacional del Movimiento Asociativo de las
Enfermedades Raras en Iberoamérica

Juan Carridon Tudela* Gloria Pino-Ramirez** Alicia Males Henao***

Resumen

Las organizaciones de pacientes (OP) con enfermedades raras (EE.RR.) son grupos
comunitarios gestionados por los mismos afectados que trabajan en la defensa de sus
derechos y coordinan esfuerzos con investigadores, asi como servicios y politicas de
salud para desarrollo de estrategias que definan tanto el cuidado médico como los
protocolos de investigacién en el area. A pesar de su importancia, existe escaso
conocimiento cientifico sobre el movimiento asociativo de las EE.RR. en Iberoamérica.
Esta investigacion se propuso describir el perfil de dichas organizaciones y de sus lideres,
utilizando para ello la adaptacién del cuestionario de Carrién et al. (2015). La versién
online del instrumento, en espafiol y portugués, fue respondida por 153 lideres de las
OP de 17 paises. Los resultados evidencian un movimiento asociativo liderado
principalmente por mujeres, familiares o afectadas por una EE.RR., con organizaciones
jovenes, de mediano tamafio, registradas en su mayoria como asociaciones, dedicadas
a divulgar informacion sobre una enfermedad particular y orientar e informar a afectados
sobre las EE.RR. y los recursos disponibles para atenderlas. La limitaciéon de
financiamiento dificulta la contratacion de profesionales para prestar servicios de apoyo
a los pacientes. Las necesidades principales se centran en la formacién gerencial de los
lideres, el entrenamiento en EE.RR. del personal de salud, el trabajo en red, la
consecucion de fondos econdmicos y el apoyo del Estado.
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Abstract
Organizational Profile of the Iberoamerican Rare Diseases Associative

Movement

Rare Diseases (RD) Patient Organizations (PO) are community groups managed by
patients themselves who work in advocacy and coordinate researchers’ efforts as well
as services and health policies to develop strategies that define both medical care and
research protocols in the area. Despite its importance, there is little scientific knowledge
about the Iberoamerican Rare Diseases Associative Movement. This research aimed to
describe the profiles of patient organizations and their leaders. To this purpose, the
Carrion et al. (2015) questionnaire was adapted. The online version of the Spanish and
Portuguese instrument was answered by 153 PO leaders from 17 countries. The results
show an associative movement led mainly by women, relatives or people affected by a
RD, constituted by young, medium-sized organizations, registered mostly as
associations, dedicated to disclose information about a particular RD and to guide and
inform those affected about these pathologies and the resources available for their care.
Financing limitations hinders to hire professionals to provide support services for these
patients and their relatives. The main needs are focused on the managerial training for
OP leaders, health personnel RD training, networking, attainment of financial funds and
State support.

Key words: Organizational profile, leader profile, patient organizations, rare diseases,
Iberoamerica.

Introduccion

Los términos enfermedad rara (EE.RR.), enfermedad poco frecuente (EPF),
enfermedad minoritaria, enfermedad invisible, enfermedad olvidada, enfermedad
huérfana, enfermedad poco comun, entre otros, son utilizados con el fin comudn de
denominar patologias de baja prevalencia que amenazan la vida.

El concepto y la definicion de enfermedad rara estan basados, fundamentalmente, en
criterios de prevalencia y gravedad. Las EE.RR. son aquellas en las que hay peligro de
muerte o de invalidez crénica, que presentan baja incidencia (menos de 5 casos por cada
10.000 habitantes), segun indican la Comisién Europea (1999) y Posada et al. (2008).
Estos criterios pueden cambiar por regién o pais. Asi, por ejemplo, en Colombia y
Argentina la prevalencia es la misma que en Europa (Ley 1.392, 2010; Ley 26.689,
2011), pero en Ecuador estd establecida en una por cada 10.000 (Ley Organica
Reformatoria de la Ley Organica de Salud 67, 2012).

Existen cerca de 8 mil EE.RR. que afectan colectivamente entre el 6 y el 8% de la
poblacidn, lo que equivale a 30 millones de personas en Europa y 25 millones en Estados
Unidos de América y 42 millones en Iberoamérica (Organizacion Mundial de la Salud,
2012). Las cifras mencionadas constituyen lo que la Organizacién Europea para

las Enfermedades Raras (EURORDIS) (2005) ha denominado la paradoja de la rareza
sefialando que, si bien las enfermedades son raras, los pacientes son muchos.

Para Carrion (2014) esta amplia diversidad de desérdenes y sintomas varian no sélo
de enfermedad a enfermedad, sino también dentro de la misma patologia. La misma
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condicion puede tener manifestaciones clinicas muy diferentes de una persona afectada
a otra. Las enfermedades raras son, en su mayor parte, crénicas y degenerativas. De
hecho, el 65% son graves y altamente discapacitantes; dos de cada tres aparecen antes
del segundo afio de vida.

Segun la Federacion Espafola de Enfermedades Raras (FEDER) (2009), se
caracterizan, por su origen genético (80% de los casos), comienzo precoz (2 de cada 3
aparecen antes de los dos anos), dolores cronicos (1 de cada 5 afectados), desarrollo de
déficit motor, sensorial o intelectual en la mitad de los casos, lo que repercute
directamente en la autonomia personal (1 de cada 3 casos), y un prondstico vital en
juego en casi la mitad de los casos, ya que a las enfermedades raras se les puede atribuir
el 35% de las muertes antes de un afo, el 10% entre 1 y 5 afios, y el 12% entre los 5
y 15 afos.

Ademas de las caracteristicas propias de este tipo de patologias, quienes las sufren
experimentan una serie de problemas que han sido descritos en diferentes reportes de
Europa y Reino Unido (Palau, 2010; Saltonstall y Scott, 2013; Muir, 2016; Courbier y
Berjonneau, 2017).

Entre estos problemas destacan la falta de acceso al diagnédstico correcto, agravado
ademas por el largo tiempo que transcurre entre la aparicién de los primeros sintomas
y la obtencién del diagndstico adecuado, periodo en el cual con frecuencia se reciben
diagndsticos erréneos que conllevan tratamientos equivocados, que ponen en riesgo la
salud y la vida del paciente.

Otra dificultad es la falta de informacidn, tanto sobre la enfermedad como sobre donde
obtener ayuda. Esto ademas se ve agravado por la ausencia de profesionales cualificados
y especializados en EE.RR. Aunado a ello, la falta de conocimiento cientifico origina
dificultades para desarrollar las herramientas terapéuticas, definir estrategias de
intervencion y —en definitiva- para definir los productos y los mecanismos médicos
apropiados para el abordaje de estas enfermedades.

En la esfera social, escolar y laboral pueden observarse dificultades en la integracion.
Vivir con EPF puede llevar a la estigmatizacion, al aislamiento, a la exclusion de la
comunidad social, a la discriminacion para la suscripcion del seguro (seguro de vida,
seguro de viaje, de hipoteca, etc.) y, a menudo, a la reduccién de oportunidades
profesionales. En el aspecto laboral, tanto afectados como cuidadores reportan dificultad
para compatibilizar su vida con el trabajo y para obtener permisos especiales o faltar
debido a su condicion.

Otro problema usual es la falta de calidad apropiada del cuidado de la salud. Los
pacientes pueden vivir durante varios afios en situaciones precarias sin recibir una
atenciéon competente que combine las diferentes esferas de conocimientos técnicos
necesitados por los pacientes con EE.RR., tales como fisioterapeuta, nutricionista,
psicdlogo, entre otros. En este sentido, los afectados permanecen excluidos del sistema
del cuidado sanitario, incluso después de haberse hecho el diagndstico.
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El alto coste de los pocos medicamentos existentes hace que el gasto para hacer
frente a la enfermedad sea inmanejable, eso sin contar los costes de ayudas humanas
como técnicas. Esto, combinado con la falta de beneficios sociales y reembolsos, causa
el empobrecimiento de la familia y aumenta dramaticamente la desigualdad de acceso
al cuidado para los pacientes con EPF.

Adicionalmente el acceso al tratamiento y al cuidado es desigual. A menudo, los
tratamientos innovadores estan disponibles de manera desigual a causa de los retrasos
en la determinacién del precio o en la decisiéon de reembolso. De igual manera, es
importante destacar la falta de experiencia de los médicos que tratan estas
enfermedades y la cantidad insuficiente de médicos implicados en las pruebas clinicas
de EPF, asi como la ausencia de recomendaciones sobre tratamientos consensuados.

Las situaciones previamente descritas han forzado a los pacientes con EE.RR. a
adquirir un nivel superior de conocimiento, competencia y control sobre su propia
enfermedad y estado, adoptando un estilo mas asertivo y auténomo al interactuar con
el personal de salud, volviéndose expertos no por entrenamiento sino por la misma falta
de experticia de los médicos (Rainie y Fox, 2007). Este tipo de pacientes, no exclusivo,
pero si frecuente en el campo de las EPF tienen una idea clara sobre la necesidad de
agruparse en asociaciones y trabajar en equipo para lograr que el panorama descrito
cambie favorablemente.

Los movimientos sociales de salud son considerados como una fuerza politica
importante preocupada por el acceso a la salud, la calidad del cuidado y un amplio
cambio social. Estos movimientos son retos colectivos a las politicas y programas
médicos, sistema de creencias, investigacién y practica, que incluye una variedad de
organizaciones formales e informales, simpatizantes, redes de cooperacién y medios
(Budych, Helms, y Schultz, 2012). Las organizaciones de pacientes son parte esencial
de estos movimientos.

Para la Organizacion Mundial de la Salud (1998), uno de los medios para el
empoderamiento de los pacientes es organizar instituciones intermedias -como las
asociaciones de pacientes-, en las que las personas apliquen sus habilidades y recursos
en esfuerzos colectivos con el fin de abordar las prioridades sanitarias y satisfacer las
necesidades respectivas.

Las asociaciones de pacientes han sido definidas como grupos comunitarios sin fines
de lucro que representan personas afectadas por una enfermedad especifica (Pinto,
Martin y Chenhall, 2016), dirigidas por pacientes o representantes de estos, que estan
legalmente reconocidas por el estado, y comprometidas con el cuidado centrado en el
paciente (International Alliance of Patient Organizations - IAPO, 2018), siendo el punto
de interseccion entre la salud publica, los sistemas de salud, los administradores
sanitarios, los agentes de salud y la sociedad (Paniello-Garcia y Quitllet-Magrifia, 2015).

Este tipo de asociaciones son una necesidad en el area de las EE.RR., porque permiten
coordinar sus esfuerzos con investigadores, servicios y politicas de salud para desarrollar
estrategias que definen mas adecuadamente los protocolos de investigacion y el cuidado
médico. Estas organizaciones tienen como objetivo contribuir a dos areas principales,
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por un lado, la optimizacion de métodos diagnésticos, lineamientos de la investigacién,
adecuado cuidado médico y tratamiento, y por otro, la insercién social y cultural de los
pacientes con enfermedades raras (Moya, 2012).

Las funciones que cumplen las asociaciones de pacientes con EPF son diversas, y
dependen en gran medida del nivel de desarrollo y de los recursos con los que cuentan
para ejercer tales funciones.

Una de las actividades que realizan con mayor frecuencia es la asistencial. La atencion
que brindan no se restringe a lo médico y paramédico, también abarca la inclusién social
y los aspectos psicologicos, por lo que trabajan cooperativamente con médicos,
psicélogos y trabajadores sociales, facilitando grupos de autoayuda y brindando apoyo
econdmico (Paniello-Garcia y Quitllet-Magrifia, 2015), u orientacion sobre cémo
conseguir servicios y recursos especializados como programas de respiro familiar,
recreacion, adaptacion de hogares, entre otros (Ramljakova, 2013).

Asimismo dedican su tiempo y esfuerzo al activismo politico y social, ejerciendo
acciones de representacion defendiendo derechos, intereses y causas ante la
administracion publica (Paniello-Garcia y Quitllet-Magrifia, 2015; Menon, Stafinski, Dunn
y Short, 2015), e involucrandose en los procesos de toma de decisiones en el campo de
las EPF, actuando como pares de las autoridades nacionales (Ramljakova, 2013),
contribuyendo a decisiones estratégicas sobre politicas y activismo (Nicholas vy
Broadbent, 2015).

Conocedores de la dificultad de acceso a informacién comprensible, proveen
informacién y apoyo sobre su condicién a sus pares y publico en general (Ramljakova,
2013; Menon, Stafinski, Dunn y Short, 2015; Pinto, Martin y Chenhall, 2016), ofreciendo
vias para que los afectados y sus familias puedan comprender las bases biomédicas y
las investigaciones mas recientes sobre sus condiciones (Nicholas y Broadbent, 2015),
y realizando campafias de sensibilizacion (Menon, Stafinski, Dunn y Short, 2015).

En el area de investigacién, las organizaciones de pacientes dan su apoyo
estableciendo sus prioridades conjuntamente con los cientificos (Menon, Stafinski, Dunn
y Short, 2015), contribuyendo en el diseno de las investigaciones, brindando su vision
particular sobre las necesidades y expectativas de los pacientes (Bignami, Kent, di Paola,
y Meade,2011; Pinto, Martin y Chenhall, 2016), De igual modo, proveen o buscan
fondos, equipos o entrenamiento Menon, Stafinski, Dunn y Short, 2015; Pinto, Martin y
Chenhall, 2016); contribuyen a la recoleccién sistematica de datos sobre la historia
natural de las enfermedades y el impacto en sus vidas como una fuente valiosa, legitima
y Unica que puede ser Util para la comprension médica de sus enfermedades y la
obtencién de curas y tratamientos; ayudan en el reclutamiento de participantes para
estudios clinicos (Pinto, Martin y Chenhall, 2016); realizan campafias para colectar
muestras bioldgicas y participan en ensayos clinicos (Menon, Stafinski, Dunn y Short,
2015); proveen informacién y asesoramiento a participantes sobre proteccion de datos
y consentimiento informado, antes y después de involucrarse en las investigaciones
(Pinto, Martin y Chenhall, 2016), apoyan el descubrimiento de medicamentos huérfanos,
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y establecen o participan en registros de pacientes y Biobancos (Menon, Stafinski, Dunn
y Short, 2015).

Entre las limitaciones de las organizaciones de pacientes es frecuente la falta de
recursos econdémicos y de profesionalizacién de su personal. Suelen ser organizaciones
pequefias, de bajo presupuesto, en donde el 56% no tiene personal pagado (Pinto,
Martin y Chenhall, 2016); que se ven afectados por la baja participacion, lo que
repercute en su fuerza y peso (Fundacién Farmaindustria, 2009).

La falta de recursos econdémicos y de profesionalizacion de su personal, hace que
dependan principalmente de los esfuerzos individuales de pocas personas, generalmente
afectados y familiares, cuya formacién en el movimiento asociativo es escasa lo que
dificulta que su trabajo sea efectivo (Navarro-Rubio, 2015). Adicionalmente, las propias
limitaciones fisicas de los afectados pueden frenar el curso de su actividad.

A pesar de la importancia de los hallazgos descritos, se dispone de pocas
investigaciones que describan realidad de las organizaciones de pacientes en
Iberoamérica (Paniello-Garcia y Quitllet-Magrifia, 2015; Moya, 2012; Castillo Esparcia,
Lopez Villafranca, Carreton Ballester, 2015; Pino-Ramirez, 2016). La sistematizacion de
estas experiencias ha estado centrada en aspectos especificos de las asociaciones
(comunicacion, empoderamiento), asi como en organizaciones de pacientes de una
condicién especifica (Psoriasis, sindrome Ehlers-Danlos) o pais particular (Argentina,
Espafa).

Que sea de nuestro conocimiento solo la investigaciéon de Carrion, Echandi, Bafion y
Pastor (2015) ha descrito las caracteristicas de las asociaciones espafiolas de pacientes
con Enfermedades Raras. Estos investigadores exploraron aspectos como tipo de
organizacion, relaciones con organizaciones paraguas, alcance, enfermedades
atendidas, servicios ofrecidos y recursos humanos y econdomicos. Sus resultados
evidenciaron un auge del asociacionismo en la ultima década, cuando el 46% de las
organizaciones estudiadas fue fundada, lo que también muestra el impacto positivo de
la Federacion Espafiola de Enfermedades Raras (FEDER) en la creacién de nuevas
entidades, pues el 74% de las nuevas asociaciones comienzan después de la fundacion
de dicha organizacién paraguas.

De acuerdo al mencionado estudio, el 74% de las asociaciones fue fundada por
familiares de pacientes, de los cuales 59% eran mujeres. Con relacion al tipo de
organizacion encontraron que el 83% de las organizaciones eran asociaciones y soélo el
3% fueron federaciones. En total estas organizaciones representaron 630 enfermedades
raras. En cuanto al personal contratado, los mas frecuentes fueron los Trabajadores
Sociales, seguidos por los Psicdlogos y los directores ejecutivos. Finalmente, los autores
reportaron que la principal fuente de financiamiento fueron las cuotas de los socios,
contribuciones econdémicas de entes publicos o privados y campafias de crowdfunding.

En este sentido, es esencial conocer las caracteristicas de las organizaciones
iberoamericanas de pacientes con EE.RR., e identificar sus necesidades, fortalezas y
debilidades, asi como los recursos humanos y materiales con los que cuentan. Este
conocimiento permitird a las mismas asociaciones establecer una linea base sobre la cual
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planificar acciones y programas que les fortifiquen. Es por ello que la presente
investigacion se trazé como objetivo describir las caracteristicas de las organizaciones
de pacientes con enfermedades raras en Iberoamérica y sus lideres.

Método

Tipo y Disefio de investigacion

Se llevé a cabo una investigacién de tipo exploratoria, con un disefio transeccional de
campo. Los datos fueron recolectados entre abril de 2016 y noviembre de 2017.

Poblacién y Muestra

Se realizd un listado de los datos de contacto de organizaciones iberoamericanas de
pacientes con EPF, legalmente constituidas o no, para lo cual recolectamos informacion
a través de nuestros socios, paginas web de las federaciones de pacientes con EE.RR. y
redes sociales. Este primer listado estuvo constituido por 910 organizaciones, de las
cuales 757 tenian correo electrénico; de estas 640 tenian su cuenta operativa,
considerando este ultimo grupo la poblacién del estudio.

Se utilizé un muestreo no probabilistico por conveniencia, seleccionando las entidades
disponibles que aceptaron participar en el estudio. La muestra quedd constituida por 153
organizaciones de pacientes de 17 paises diferentes (ver grafico 1), que respondieron el
cuestionario enviado por correo electrdénico.

Grafico 1. Participantes en el estudio por
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Fuente: Elaboracién propia

Este grupo representd el 27,28% de la poblacion. No se recibieron respuestas de
entidades de Belice, Bolivia, Cuba, Honduras y Nicaragua, en tanto que se recolectaron
tres respuestas de organizaciones registradas en EE.UU., dos en Puerto Rico y otra en
Miami. Se incluyeron en el estudio pues dos atienden pacientes latinos y otras esta
constituida por asociaciones de pacientes de diversos paises latinoamericanos.



Interaccion y Perspectiva. Revista de Trabajo Social Vol. 9 N° 1/enero-junio, 2019

Instrumento

El cuestionario utilizado en esta investigacion fue modificado del disefiado por Carrién
et al. (2015) en el estudio de la Federacion Espafiola de Enfermedades Raras (FEDER)
sobre el movimiento asociativo de las EPF en Espafia, conformado por 22 preguntas.

El cuestionario fue modificado con el propdsito de ampliar los aspectos considerados
en la versidn original. Una vez realizadas las modificaciones, fue enviado a los miembros
de la Junta Directiva de la Alianza Iberoamericana de Enfermedades Raras (ALIBER)
para su revisidon, por considerarlos jueces expertos, dada su experiencia en la gestion
de organizaciones de pacientes. Asimismo, el instrumento fue revisado por los autores
del cuestionario original. Se recibieron sugerencias relativas a la inclusién de la seccién
sobre becarios o pasantes, y las dos preguntas abiertas sobre las necesidades que
confrontan las organizaciones de pacientes y las acciones que deberian desarrollarse
para fortalecerlas.

El instrumento definitivo estuvo constituido por 64 itemes, distribuidos en ocho
secciones. La primera consté de un consentimiento informado en el que el encuestado
acuerda participar en la investigacion, permite el uso de los datos de su organizacion
para remitirle consultas de pacientes y consiente recibir correos informativos de ALIBER.
Estos tres permisos se solicitaron de manera independiente, es decir en tres preguntas
distintas. Una respuesta negativa al segundo y tercer aspecto no condiciond la
participacion en la investigacion.

La segunda parte del cuestionario esta conformada por 21 preguntas referidas a los
datos de identificacién de la entidad, tales como teléfonos, correos electrénicos, pagina
web, y redes sociales. La tercera parte, con nueve itemes, estuvo dirigida a recolectar
los datos generales del encuestado, su relacidon con la organizacion y las EPF, asi como
las caracteristicas de los fundadores de la organizacion de pacientes. En la cuarta seccion
se recogieron los datos relativos a las caracteristicas de la organizaciéon, mediante 16
reactivos que exploran tipo, tamafio, tiempo de fundada, relacién con organizaciones
paraguas nacionales o internacionales de EE.RR., discapacidad y salud. De igual modo
se exploraron las fuentes de financiacion.

La quinta parte explord lo referente a la atencién de pacientes, familiares y personal
socio-sanitario, mediante 4 preguntas referidas a las enfermedades que atienden,
actividades que desempeiian, personal contratado e importancia de dicho personal. Las
partes 6 y 7, constituidas por seis reactivos cada una, se destinaron a explorar la
presencia de voluntarios y becarios o pasantes en las organizaciones. Las preguntas
estuvieron dirigidas a conocer el nimero de este tipo de personal, el proceso de
captaciéon, la existencia de programas en el area, entrenamiento, y tareas
desempafiadas.

La octava, y ultima, seccién, constd de dos preguntas abiertas relativas a conocer la
opinion de los encuestados sobre las necesidades de movimiento asociativo
iberoamericano, y las acciones que proponen para su fortalecimiento.
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Una vez estructurada la versién definitiva del cuestionario en espanol, se tradujo al
portugués y se transcribié, en ambos idiomas, en la herramienta de formularios de
Google para que estuvieran disponibles en linea.

Procedimiento

Durante los afios 2015 y 2016 se recolectd informacion para conformar el listado de
910 organizaciones de pacientes con EE.RR. en Iberoamérica. En abril de 2016 se
enviaron por correo electrénico las invitaciones para participar en el estudio con el link
al cuestionario a las organizaciones listadas. La recoleccion de datos se realizé hasta
noviembre de 2017.

Los correos electronicos con la invitacién y el link al cuestionario se enviaron hasta
tres veces, en el caso de las organizaciones que no habian respondido. De igual modo,
la invitacién para participar fue divulgada a través de las diversas cuentas en redes
sociales de ALIBER, y se contd con el apoyo de los socios para reforzar la participacion
de los miembros de sus organizaciones.

Los datos recolectados fueron tratados con estadistica descriptiva e inferencial. Las
comparaciones de medias se realizaron con pruebas no paramétricas debido a la amplia
dispersion que mostraron los datos de la muestra. Para la comparacion de variables
nominales de acuerdo a la regién (Europa vs. Latinoamérica) se utilizdé la prueba Chi
cuadrado (x2) y, cuando se observaron celdas con frecuencias menores que cinco, se
utilizé la Razén de la verosimilitud (LR); de estos analisis se excluyeron las tres OP
registradas en EUA. En el caso de las preguntas abiertas se establecieron las frecuencias
modales de las distintas categorias derivadas de las respuestas.

Resultados

A continuacion, se describiran los hallazgos obtenidos mediante el cuestionario
aplicado a 153 representantes de organizaciones iberoamericanas de pacientes con
enfermedades raras. Inicialmente se referiran los resultados sobre los lideres vy
fundadores de estas entidades, seguidamente se reportaran los datos obtenidos sobre
las organizaciones y para finalizar se analizardn las respuestas relativas a las
necesidades del movimiento asociativo y las acciones propuestas para su
fortalecimiento.

Perfil del liderazgo organizacional

El cuestionario fue respondido principalmente por mujeres (75,8%). La mayor parte
de las respondientes (88, 40%), ejerce algun cargo directivo en la organizacion de
pacientes, 7.9% son empleadas de la entidad (administrador/a, trabajador/a social y
secretarias) y 3,7% fundadoras de la misma. El 37,25% de las encuestadas refirié tener
una enfermedad poco frecuente, 45,1% tiene lazos familiares con un afectado y el 4,57%
es tanto afectada como familiar de alguien con una EE.RR.

El 34,6% de las lideres encuestadas refirio ser profesional. La distribucién de
frecuencias de las profesiones de este grupo se muestra en la siguiente tabla.
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Tabla 1. Distribucion de frecuencias de los lideres de las OP

Profesion f (%)
Trabajador/a Social 14 (26,4)
Abogado/a 5(9,4)
Psicélogo/a 7 (13,2)
Médico/a 11 (20,8)
Contador/a o Administrador/a 3 (5,7)
Otras profesiones 13 (24,5)
Total 53 (100)

Fuente: Elaboraciéon propia

En relacién a los fundadores de las OP participantes en el estudio, 41,55% es familiar
de una persona con EPF, 22,53% reportd estar afectado por una de estas patologias y
el 30,28% es a la vez afectado y familiar de alguien con una patologia rara.

El 27,5% de los fundadores es profesional. De estos el 35,9% son Médicos, 15,4%
Psicdélogos, 10,3% abogados y el grupo restante tiene otras profesiones como Trabajador
Social, Odontdlogo, Enfermera, Ingeniero, entre otros.

Perfil organizacional

Las 153 organizaciones estudiadas provienen de 17 paises de Iberoamérica (ver
grafico 1) y atienden en su conjunto a 192 patologias poco frecuentes. Como se comentdé
en el apartado de la muestra, se incluyeron las respuestas de dos asociaciones
puertorriquefias y de una entidad con sede en Miami (EUA), que agrupa a asociaciones
de pacientes de Latinoamérica.

Tanto en Europa como en América la sede social de las entidades se encuentra
mayoritariamente en la regién capital (68,8% y 69,6%, respectivamente). Cabe
destacar que para este anadlisis se clasificaron las capitales de las Comunidades
Auténomas espafiolas en la categoria region capital y se excluyeron las tres
organizaciones de EUA.

En relacién a su trayectoria temporal, las organizaciones estudiadas son jovenes, con
una media de 10,8 afios de fundadas (Rango:1-46 afios) (ver tabla 2). El promedio de
las organizaciones europeas fue significativamente mayor que el de sus pares
latinoamericanas (12,44 + 8,84 vs. 9,41 + 8,44; p. < .02).

81



Carrién, Pino-Ramirez y Males / Perfil Organizacional del Movimiento Asociativo de las Enfermedades Raras
en Iberoamérica.

Tabla 2. Distribucion de frecuencias de las categorias de afos de fundadas

Tiempo/afos f (%)
0-4 40 (26,5)
5-9 50 (33,1)
10 - 14 26(17,2)
15 -19 15 (9,9)
20 0 mas 20 (13,2)
Sub-total 151 (100)
Valores perdidos 2

Fuente: Elaboraciéon propia

En cuanto al tamafio de las organizaciones, el promedio general fue de 316,95 socios
(Rango: 0-5.000 socios) (ver tabla 2), siendo significativamente mas grandes las
latinoamericanas (212,71 £ 297,19 vs 365,36 + 939,83; p. < .01).

En lo relativo al ambito de accion, el mayor nimero de entidades refirid ser de
caracter nacional exclusivamente (n= 94), seqguido por 23 regionales y 9 de caracter
internacional. Algunas organizaciones reportaron mas de un ambito de accién, 15,7%
nacional e internacional, 8,5% regional y nacional, 6,5% regional e internacional, y este
mismo porcentaje refirié trabajar en los tres dmbitos.

En cuanto al tipo de organizacién, el 20,3% son fundaciones, 67,3% asociaciones de
pacientes, 9,8% federaciones y el 2,6% restante se considerd grupo o red de trabajo;
estas Ultimas forman parte del 10,5% de las entidades que no estan registradas
legalmente. El total de organizaciones que carece de registro legal fue de 26, todas ellas
latinoamericanas.

El 47,1% de las ONG estudiadas atiende una patologia rara en particular, en tanto
que un porcentaje similar, 46,4%, presta servicios a grupos de patologias (p.ej.:
enfermedades del coldgeno, enfermedades de depdsito lisosomal, entre otras), y el 6,5%
atiende a todas las EPF.

En el Grafico n° 2 se muestra la afiliacién de las entidades estudiadas a organizaciones
paraguas de EPF, discapacidad y otras del sector salud. Mas de la mitad de las
organizaciones de la muestra pertenecen a una entidad nacional de EE.RR., porcentaje
seguido por las afiliadas a organizaciones internacionales del mismo sector, y en menor
grado se vinculan con las del area de discapacidad y salud.

La comparacién de acuerdo a la region arrojo algunas diferencias. El 90,7% de las
organizaciones que no pertenecen a una entidad nacional de EE.RR. y el 74,6% de las
que carecen de membrecia a organizaciones nacionales de discapacidad son
latinoamericanas (x? = 20,05; p. <.0001 y x? = 10,99; p. <.001, respectivamente).
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Grafico 2 Pertenencia a organizaciones paragua
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Fuente: Elaboracion propia

Otro de los aspectos valorados en este estudio se refiere a las vias utilizadas por las
organizaciones para estar en contacto con los usuarios de los servicios que prestan. El
99,3% utiliza el correo electronico y 73,2% tiene pagina web. En cuanto al uso de redes
sociales el grafico 3 muestra el porcentaje de entidades que tiene cuenta en estos
medios, evidenciando un predominio de la red social Facebook, seguida por Twitter.
Entre otros medios utilizados con menor frecuencia se encuentran Linkedin (n = 5) y los
grupos de Whatsapp (n = 7).

Grafico 3 Comunicacién y RR.SS.
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Fuente: Elaboracién propia

En relacién al aspecto econémico, 26 de las organizaciones encuestadas refirieron no
tener fuentes de financiamiento; de estas sélo una es europea (LR= 15,01; p. < .0001).
El grafico 4 muestra los medios para obtener ingresos de las 127 entidades restantes,
siendo las donaciones y las cuotas aportadas por los socios las fuentes principales y los
aportes realizados por organismos publicos como el recurso al que menos acceso se
tiene, observandose diferencias por region.
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Asi observamos que 61.8% de las asociaciones europeas reciben cuotas de sus socios
versus el 38,2% de las latinoamericanas (x? = 50,64; p. < .0001); 78,5% de las
organizaciones que reciben fondos publicos son del viejo continente, en comparacion con
el 24,2% de las centro y sudamericanas; y, 82,6% de las organizaciones que no reciben
fondos privados estdan en América Latina (x> = 23,34; p. < .0001). En relacién a
donaciones y fondos obtenidos por actividades de la organizaciéon, no se encontraron
diferencias de acuerdo a la region. De este analisis se excluyeron las tres asociaciones
registradas en EUA.

Grafico 4 Fuentes de financiamiento
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Fuente: Elaboracién propia

Las organizaciones que participaron en el estudio se dedican principalmente a divulgar
informacidn, la realizaciéon de encuentros y asambleas y a la defensa de los derechos de
los pacientes. Las actividades de ocio y tiempo libre para sus agremiados es la accién
gue menos realizan (ver grafico 5). Las comparaciones muestran una mayor proporcion
de organizaciones europeas prestan apoyo a la investigacion en EE.RR. (x?2 = 12,16; p.
< .0001), organizan encuentros o asambleas de socios (LR = 11,07; p. < .001) y
actividades de formacién (x> = 6,47; p. < .01) que las latinas.
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Grafico 5 Actividades de las OP
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Fuente: Elaboracién propia

En relacion con los servicios prestados, destaca proporcionar informacién vy
orientacion a pacientes y familiares de afectados, asi como a profesionales de salud, los
que son prestados generalmente por voluntarios. La comparacion por regiones evidencia
gue, si bien las OP facilitan en la misma proporcién informacién y orientacion a familiares
y pacientes, las entidades latinoamericanas prestan este servicio con menor frecuencia
a profesionales de salud, que sus pares europeas (x2 = 4,05; p. < .04).

Una tercera parte de las organizaciones presta atencion psicoldgica, siendo menos
frecuente la prestacion de este servicio en Latinoamérica (x?2 = 6.01; p. < 0.014). Los
servicios prestados con menor frecuencia son los de rehabilitacién y logopedia, que son
actividades que implican la contratacion de profesionales.

Mas de la mitad de las entidades en estudio (57,5%) no tienen personal contratado.
Del grupo restante (n=65) los administrativos (secretarias, oficinistas, contables, entro
otros) constituyen el mayor grupo, seguidos por un porcentaje similar de trabajadores
sociales, quienes conforman el grupo de profesionales mas contratado por estas
entidades. Entre los servicios profesionales prestados con menor frecuencia se
encuentran la logoterapia y la terapia fisica (ver grafico 6).
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Grafico 6 Personal contratado
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Fuente: Elaboracién propia

Los Trabajadores Sociales fueron valorados como muy importantes por el 85,37% de
los contratantes, seguidos por los Psicélogos (75%), Fisioterapeutas (66,67%), personal
administrativo  (65,22%), informaticos/ community managers (57,69%) vy
Logoterapeutas (56.25%).

En relacion al personal, también se exploro lo relativo al voluntariado y las becarias,
encontrando que el 68% de las organizaciones tiene voluntarios, pero soélo un 22,2%
tiene un programa formal de voluntariado; la captaciéon de este personal se hace
principalmente por solicitud del interesado (52,3%) y apenas un 5,9% tiene convenios
con otras instituciones para fines de tener voluntarios. En relacién a las becarias o
pasantias, apenas el 11,8% de las entidades estudiadas tiene personal bajo esta figura.

Necesidades

Para finalizar la seccion de resultados, se describen las respuestas dadas a las dos
preguntas abiertas relativas a las necesidades de las organizaciones de pacientes con
EE.RR. y las propuestas que realizan para el fortalecimiento del movimiento asociativo
iberoamericano.

En relacién al primer aspecto, las respuestas se agruparon alrededor de seis temas o
categorias principales: formacién, apoyo del Estado, fondos econdmicos, asociaciones,
recursos y comunicacion.

La categoria con mayor numero de respuestas (48) fue Formacion, relativa a la
necesidad de entrenamientos dirigidos al conocimiento del marco legal de las EPF,
Politicas Publicas o aspectos como TIC y Comunicaciéon (14 respuestas), gestién
asociativa (11), formacién en EE.RR. para profesionales sanitarios (7), educacion para
pacientes y cuidadores (5), profesionalizacion de los lideres (5), ayudas al tercer sector
(3) y captacion de fondos (3).

La siguiente categoria que emergid del andlisis de las respuestas fue Asociaciones,
relativa a qué tipo de roles y servicios se requiere de ellas. Se obtuvo un total de 43

86



Interaccion y Perspectiva. Revista de Trabajo Social Vol. 9 N° 1/enero-junio, 2019

respuestas, 14 de las cuales se refieren a la necesidad de prestar servicios de
acompafnamiento psicoldgico, otras 10 evidencian la necesidad de servicios legales para
la constitucién de las organizaciones o asesorias fiscales. En cuanto a los roles, los
encuestados consideraron necesario el trabajo en defensa de derechos (6) y la accién
politica de estas organizaciones para incidir sobre la implementacion de politicas publicas
favorables a las personas con EPF y el constituirse en referentes para la toma de
decisiones en el area (4). Asi mismo se considerd necesario en trabajo en red (5) y el
apoyo a la investigacién (4).

En tercer lugar, con 39 de respuestas, se encuentra la categoria Fondos
econoémicos, evidenciando la necesidad de apoyo de esta indole mediante donaciones
o financiamientos del sector publico o privado. En la misma linea, la siguiente categoria
se refirid a la necesidad de Recursos humanos y materiales para las organizaciones (26
respuestas), 18 de estas destacaron la necesidad de la captaciéon de voluntariado
verdaderamente comprometido con el trabajo en el area de las EPF. Las respuestas
restantes estuvieron dirigidas a la necesidad de dotar a las organizaciones de
infraestructura y equipos.

La quinta categoria fue el Apoyo del Estado (24 respuestas), que se refiere a
diversos aspectos en los que el papel del Estado es esencial para el desarrollo de
politicas, planes y programas que beneficien al colectivo de las EE.RR. Entre estas
respuestas se encuentran los Medicamentos Huérfanos (7), Leyes sobre EPF o
Discapacidad (5), Registro de EE.RR. (5), Centros de Referencia (4), Reconocimiento de
las organizaciones de pacientes como interlocutor valido (3).

Finalmente, en el area de las necesidades percibidas, se encontré la categoria
Comunicacioén con 22 respuestas que se agrupan en la necesidad de comunicarse con
los sectores sanitario y politico (8), y la divulgacion sobre EE.RR. (9) y sobre las acciones
que realizan las asociaciones (4).

Propuestas

El segundo aspecto explorado mediante una pregunta abierta se refirioé a las acciones
que deberian llevarse a cabo para fortalecer el movimiento asociativo iberoamericano.
Las respuestas pudieron ser agrupadas en cinco categorias: formacion, trabajo en red,
propuestas concretas, financiamiento y relaciones con gobiernos y Estados.

La categoria con mayor nimero de respuesta fue Formacion (127), relativa a la
necesidad de implementar estrategias de educacion en EE.RR. Esta categoria abarco
respuestas referidas a la realizacion de encuentros internacionales sobre EPF (36),
intercambios de experiencias y buenas practicas entre organizaciones de pacientes (31),
formacion de lideres (26), eventos cientificos (18), y adiestramiento de profesionales
sanitarios en el diagndstico y tratamiento de estas patologias (16).

La segunda categoria fue Trabajo en red, con 83 respuestas, estda fundamentada
por el fomento de la comunicacién entre las organizaciones (32) y el asociacionismo
(22), brindar visibilidad y fortalecer a las asociaciones (17), realizar campafias conjuntas
(8) y proteger y fortalecer a las organizaciones mas pequefias (4).
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En tercer lugar, emergen las Propuestas concretas (70) de acciones o proyectos
tales como la realizaciéon de un mapa de asociaciones o base de registro de entidades
(20), difusion de informacion sobre EE.RR. (17), la creacién de un servicio conjunto de
informacidn y orientacion sobre EPF (11), el diseno y difusion de documentos (7) tales
como guias profesionales, reglamento ético que rija la relacién con las empresas
farmacéuticas, documento marco de referencia sobre las patologias poco frecuentes.
También se menciona la compra conjunta de medicamentos huérfanos (5), apoyo a la
investigacion (5) y asesoria legal para las organizaciones de pacientes (5).

La siguiente categoria en emerger fue Financiamiento con 24 respuestas, que
giraron alrededor de la necesidad de obtener fondos, subvenciones y ayudas
provenientes del sector publico y privado para fortalecer las asociaciones.

Finalmente 10 respuestas se refirieron a la necesidad de establecer Relaciones con
gobiernos y Estados para promover acuerdos con sanidad, educacion y servicios
sociales para promover la inclusién de las personas con EPF asi como incidir en las
Politicas Publicas y defender los derechos de los afectados.

Discusion
El presente estudio es el primero en describir las organizaciones de pacientes con

EE.RR. en Iberoamérica, estableciendo los perfiles del liderazgo gerencial, de los
fundadores y de las propias entidades.

Los perfiles del liderazgo gerencial y de los fundadores son semejantes, y coinciden
con los hallazgos del estudio del movimiento asociativo espafiol (Carrion, 2014; Carridon
Tudela, Garcia Herrera, Bafion Hernandez, Pastor Seller, 2015) al evidenciar una mayor
proporcion de gerentes femeninas. Estos hallazgos muestran la tendencia usual de las
mujeres a estar mas interesadas en asuntos relacionados con la salud y la medicina
(Kennedy y Funk, 2015) y que contribuyen, en una proporcidn muy superior a los
hombres, a las encuestas en linea (Smith, 2008). Esto explica la mayor proporcion de
mujeres en ambos estudios, mas no la diferencia entre Europa y Latinoamérica.

A este respecto, una posible explicacion seria el complejo proceso de constitucion de
lo que hoy dia es Latinoamérica, donde la practica de la poliginia de las primeras tribus
indigenas originaba numerosos nucleos familiares en los que predominaban las madres
y sus hijos. Ese primer modelo de familia, denominada matricentrada por Moreno
(1997), continua presente en las familias populares de Latinoamérica, a diferencia de
las familias europeas que se caracterizan por ser nucleares, donde estan presentes
ambos padres y los hijos (Campo-Redondo, Andrade y Andrade, 2007). Son las mujeres
las que ademas de su rol de madres y cuidadoras, se convierten en el motor del
movimiento asociativo en Iberoamérica.

La experiencia de enfermedad a nivel personal o familiar de las gerentes es utilizada
como energizante de estos movimientos sociales como el asociacionismo, que en este
entorno de las EE.RR. se convierte en medio para el empoderamiento de los pacientes
(OMS, 1998).
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En cuanto al Perfil Organizacional, la trayectoria temporal de las entidades indica que
estamos frente un movimiento joven que, si bien es ligeramente mayor en Europa,
apenas sobrepasa la década en su recorrido promedio. El movimiento asociativo en la
Peninsula Ibérica tiene dos momentos que marcan su crecimiento, la década de los 80
y posteriormente el afio 2000. El primero ocurre en el tiempo de la transicién a la
democracia de Espaifia que favorecio el fortalecimiento de la sociedad civil mediante el
nacimiento de asociaciones, colectivos y organizaciones que facilitaron la construccién
de un proyecto democratico de caracter participativo (Diaz-Sanchez, 2015). El segundo
momento es simultdneo con la creacién de la Federacion Espafiola de Enfermedades
Raras, organizacion que ha estimulado la expansién del movimiento asociativo en dicho
pais (Carrion et al. 2015). En Latinoamérica, este crecimiento ha sido constante a partir
de los afios 90, como consecuencia también de la ola de democratizacién en la regién.

La figura legal que prevalecié para el registro de las organizaciones estudiadas fue la
de asociacion de pacientes, lo que se corresponde con el motivo que lleva a sus
fundadores a organizarse legalmente, esto es mancomunar esfuerzos colectivos para
abordar las prioridades sanitarias y atender las necesidades de los afectados (OMS,
1998), desde una perspectiva centrada en el paciente (IAPO, 2018). Adicionalmente, el
menor uso de la figura juridica de Fundacién, puede deberse a la necesidad de la
existencia de un capital fundacional vinculado a su fin, lo que es mas dificil de lograr
debido a las limitaciones de financiamiento que confronta el sector, como sefalan los
datos obtenidos.

Su conformacion como asociaciones y su origen vinculado a la experiencia de vida
con una EE.RR. también explica que mas del 80% de estas organizaciones centre su
atencidn en una sola enfermedad o un grupo de patologias similares. Las OP del estudio
que refirieron cobijar todas las enfermedades son agrupaciones de segundo grado que
emergen bajo la figura de Federaciones y que, como tales, representan intereses de un
colectivo mas amplio.

La conciencia sobre la necesidad de agrupacion y trabajo cooperativo también se
evidencia en la membrecia de la mayoria de las organizaciones estudiadas a otras
entidades paragua, principalmente en el area de las EPF, tanto de caracter nacional o
internacional.

En lo relativo a sus funciones, las organizaciones dedican sus esfuerzos
primordialmente a divulgar informacion accesible sobre la enfermedad que representan
cumpliendo una labor tanto educativa como de sensibilizacion. Esta funcion viene a
satisfacer una necesidad de informacidon que los mismos fundadores y gerentes de estas
organizaciones han experimentado, principalmente cuando comenzaron su andadura en
la bausqueda de un diagndstico (Palua, 2010; Saltonstall y Scott, 2013; Muir, 2016;
Courbier y Berjonneau, 2017).

La mayoria de las OP son de dmbito de accién nacional, teniendo ubicada su sede
social generalmente, en una ciudad capital. Si bien esto pudiera dificultar el acceso a los
servicios que prestan para los que viven en otras zonas, el uso mayoritario de Internet
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y Redes Sociales por parte de las OP puede facilitar la prestacion de servicios como los
de informacidn y orientacion, asesoria juridica e incluso apoyo social y psicolégico.

Los resultados sobre el uso de Redes Sociales coinciden con los reportados por Pfizer
(2012) en asociaciones espanolas, evidenciando la participacién de la casi totalidad de
las OP estudiadas en las redes sociales, principalmente Facebook. Esto indica que las
asociaciones han sabido aprovechar las ventajas que brindan dichos espacios a personas
con problemas de salud. Estos sitios brindan el escenario perfecto para el encuentro de
afectados y familiares, muy especialmente cuando se trata de enfermedades de baja
prevalencia, pues permiten superar la limitacién de la distancia fisica (Pino-Ramirez y
Guerra-Garrote, 2013).

Las principales fuentes de financiacién fueron las donaciones y las cuotas de los
asociados, que no parecen brindar la estabilidad necesaria para la consolidacién de las
OP. Las entidades latinoamericanas mostraron estar en desventaja; es en este grupo
donde esta la casi totalidad de las organizaciones que no reciben ningun tipo de ingreso,
las que no reciben cuotas de sus afiliados, y las que usan menos fondos publicos y
privados.

La situacion financiera que afrontan las entidades latinoamericanas tiene un impacto
negativo sobre las funciones que realizan, los servicios que prestan, la posibilidad de
contratar personal profesional y su participacién en redes de trabajo con otras
organizaciones a nivel nacional e internacional.

A pesar de esta circunstancia, recursos humanos calificados y de coste bajo como son
voluntarios y becarios, son escasamente empleados por estas organizaciones. En el caso
de hacerlo, su insercion en la entidad no obedece generalmente a una planificaciéon que
permita obtener los mayores beneficios tanto para el cumplimiento de las funciones y
los servicios de la organizacion, como para la capacitacion del voluntario o becario.

En opinion de los lideres de las organizaciones estudiadas las necesidades mas
importantes del movimiento asociativo iberoamericano se centran en la
profesionalizacion de sus gerentes mediante la formacion en los diversos ambitos del
asociacionismo; la de los profesionales de salud en el area de las EE.RR., y la de los
pacientes como medio para su empoderamiento. Asimismo, consideran importante la
consolidacién de sus organizaciones mediante la prestacién de servicios profesionales
para la atencién de los afectados, y también la ejecucion de acciones que incidan en las
politicas publicas que favorezcan a las personas con EPF.

Sus propuestas de accion responden principalmente a las necesidades de formacion
y al fortalecimiento de las organizaciones mediante el trabajo en red. A pesar de las
dificultades econdmicas que afrontan las organizaciones, sus lideres ponen el acento en
acciones ciudadanas, de indole social, mas que en las necesidades econdmicas.

Conclusiones

El presente estudio es el primero en describir las organizaciones de pacientes con EPF
en Iberoamérica, contando con las respuestas de entidades de 17 paises, casi la tercera
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parte de las que lograron contactarse. Dado su disefio exploratorio sus hallazgos no
pueden generalizarse, sin embargo, los mismos hallazgos constituyen una firme linea de
base sobre la cual establecer acciones dirigidas al fortalecimiento del movimiento
asociativo iberoamericano y en beneficio de los afectados.

El asociativismo iberoamericano de las EPF puede describirse como un movimiento
joven, conformado por organizaciones de mediano tamafo, lideradas principalmente por
mujeres afectadas o familiares de personas con una ER, cuyo funcionamiento se
caracteriza por una amplia presencia en redes sociales y que, a pesar de las escazas
fuentes de financiamiento que limitan los servicios prestados y la contratacion de
personal calificado, proporcionan informacién y orientacion sobre EPF a quien asi lo
requiera.

Este grupo de lideres esta consciente de la importancia del trabajo en red, por lo que
se adhieren y trabajan activamente con organizaciones de segundo nivel que facilitan la
realizacion de acciones de representacion ante gobiernos y Estados para promover
acuerdos que permitan la inclusién de las personas con EPF, la incidencia en las Politicas
Publicas y el desarrollo de marcos legales que protejan los derechos de los afectados.

El proceso de hacer de una causa personal un movimiento en pro de grupos de
afectados implica aprender sobre la marcha acerca de temas muy diversos. En este
sentido las lideres de este movimiento estan conscientes de sus necesidades de
formacion en areas generales como gerencia de las organizaciones o. especificas como
medicamentos huérfanos, investigacion o Politicas publicas, cuestiones que les permita
mejorar su nivel de influencia ciudadana.

Asimismo, los hallazgos de esta investigacién validan la pertinencia de los objetivos
estratégicos y las lineas de accion de la Alianza Iberoamericana de Enfermedades Raras,
poniendo en evidencia que los mismos estdan en consonancia con las necesidades
percibidas y las propuestas realizadas por los afectados y sus lideres asociativos.

En este sentido, se recomienda consolidar las actividades propias de ALIBER
dedicadas al intercambio de buenas practicas y la profesionalizacion de los lideres de las
asociaciones, como los Encuentros Iberoamericanos de Enfermedades Raras, asi como
afianzar los convenios que en este ambito de han realizado con la Universidad Austral
de Argentina y la Red Alianza Latina. De igual modo, es importante continuar con el
desarrollo de estudios sobre el marco legal y la situacion de las personas afectadas por
EPF en Iberoamérica, cuyos informes constituiran, como este, un marco de referencia
para el movimiento asociativo de las EE.RR. en Iberoamérica.

Financiamiento

Esta investigacidon fue financiada con fondos proporcionados por Pfizer, Inc. FRFA #
2016060936012.
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