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VISTO il D.M. 279/2001 “Regolamento di istituzione della rete nazionale delle
malattie rare e di esenzione dalla partecipazione al costo delle relative prestazioni
sanitarie ai sensi dell'articolo 5, comma 1, lettera b) del decreto legislativo 29
aprile 1998, n. 124", ed in particolare, I'art. 2, comma 2, che prevede che i presidi
della Rete delle Malattie Rare siano individuati fra quelli in possesso di:
® documentata esperienza in aftivita diagnostica o terapeutica specifica per
le malattie o per i gruppi di malattie rare;
® idonea dotazione di strutture di supporto e di servizicomplementari;
® servizi per lemergenza e per la diagnostica biochimica e genefico
molecolare, per le malattie che lo richiedono;

RICHIAMATA la DGR n. VII/7328 dell’'11 dicembre 2001 “Individuazione della rete
regionale per la prevenzione, la sorveglianza, la diagnosi, la terapia delle malattie
rare, ai sensi del D.M. 279/2001", che tra I'altro:
® ha individuato, in via di prima applicazione, i Presidi sanitari che
costituiscono la rete per la diagnosi ed il trattamento delle malattie rare;
® ha individuato il “Centro di Ricerche Cliniche per le malattie rare Aldo e
Cele Dacco” dell'lstituto di Ricerche Farmacologiche “Mario Negri”, con
sede a Ranica (Bergamo), quale Centro di coordinamento regionale per le
malattie rare, con funzioni di coordinamento strutturato tra i Presidi della
Rete;

RICHIAMATE altresi tutte le successive delibere di aggiornamento della rete
regionale delle malattie rare e le seguenti delibere che hanno adottato ulteriori
criteri/indicatori per I'individuazione dei Presidi della Rete, oltre a quelli previsti dal
citato D.M. 279/2001:
® la DGR n. VII/10125 del 6 agosto 2002 di “Aggiornamento della rete
regionale per la prevenzione, la sorveglianza, la diagnosi, la terapia delle
malattie rare, ai sensi del Decreto Ministeriale 18 maggio 2001, n. 279 ed
ulteriori indicazioni”;
® |a DGR n. 1399 del 21.02.2014 "Aggiornamento della rete regionale per le
malattie rare e predisposizione di ulteriori indicatori per I'individuazione dei
presidi della rete regionale per le malattie rare”;

VISTO il DPCM 12.1.2017 “Definizione e aggiornamento dei livelli essenziali di
assistenza, di cui all'articolo 1, comma 7, del decreto legislativo 30 dicembre 1992,
n. 502" (pubblicato nella G.U. n. 65 del 18-3-2017 - Suppl. Ordinario n. 15) ed, in
particolare, I'art. 52 e I'allegato 7, relativi alle malattie rare;
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RICHIAMATE:

la DGR n. 6800 del 30.06.2017, avente ad oggetto “Approvazione delle
prime disposizioni attuative del D.P.C.M. 12.1.2017 “Definizione e
aggiornamento dei livelli essenziali di assistenza, di cui all'articolo 1, comma
7, del D. Lgs. 30.12.1992, n. 502" ed, in particolare, il relativo Allegato B
“Malattie rare”;

la DGR n. 7063 del 11.9.2017, avente ad oggetto “Individuazione, in fase di
prima applicazione, dei presidi per le nuove malattie rare esenti individuate
dal D.P.C.M. 12.1.2017 “Definizione e aggiornamento dei livelli essenziali di
assistenza, di cui all'articolo 1, comma 7, del D. Lgs. 30.12.1992, n. 502"”;

la DGR n. 160 del 29.05.2018 “Determinazioni relative all’aggiornamento
della Rete regionale per le malattie rare”;

RICHIAMATA, in particolare, la DGR n. 4690 del 10.05.2021“Aggiornamento della
rete regionale delle malattie rare” che, perI'anno 2021, prevede:

le candidature a nuovo Presidio o per nuove patologie (per i Presidi gia
della Rete) dovranno essere ftrasmesse dagli interessati nel mese di
Settembre 2021, utilizzando I'apposito modulo (allegato alla DGR 3994 del
482015 e scaricabile sul  Portale di  Regione  Lombardia
-www.regione.lombardia.it - e dal sito internet del Centro di coordinamento
regionale per le malattie rare);

eventuali candidature giunte olire tale termine potranno essere valutate dai
competenti uffici esclusivamente se pervenute in tempo utile per
consentirme la relativa istruttoria, in  considerazione del termine di
conclusione del procedimento di seguito indicato;

eventualirevoche potranno essere comunicate in ogni momento;

nel caso di urgenza le candidature per patologie che non hanno alcun
Presidio in Regione Lombardia possono essere proposte in ogni momento;
I'aggiornamento della rete regionale delle malattie rare avverrd entro il 31
marzo 2022;

EVIDENZIATO che detta delibera, al fine di garantire che i Presidi gia individuati
quali centri di riferimento per le singole patologie rare siano effettivamente attivi
nel follow up dei pazienti, prevede inolire che:

verra effettuata una verifica, in termini di casi inseriti nel Registro Regionale
delle Malattie Rare per singola patologia, utilizzando i dati piu recenti
disponibili;

in esito a tale verifica si valuterd la permanenza o meno dei Presidi, per le
singole patologie, nell’ambito della Rete regionale delle malattie rare;
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® detta verifica, verra effettuata anche in un'otftica di razionalizzazione
complessiva della Rete regionale delle malattie rare;

RICHIAMATA inoltre la successiva DGR n. 5215 del 13/09/2021 “Determinazioni in
materia di aggiornamento della rete regionale delle malattie rare e approvazione
dei requisiti specifici dei presidi regionali di riferimento per il trattamento
dell'emofilia e delle malattie emorragiche congenite (MEC) della Regione
Lombardia” che:

® approva il documento “Requisiti specifici dei Presidi regionali di riferimento
per il trattamento del’emofilia e delle malattie emorragiche congenite
(MEC)";

® precisa che i suddetti requisiti si aggiungono a quelli gia previsti per i Presidi
della Rete regionale delle malattie rare;

e rettifica e aggiorna l'allegato 2 della DGR n. 4690 del 10/05/2021,
attribuendo le patologie “RC0080 - LIPODISTROFIA TOTALE” e “RGOO0I10 -
ENDOCARDITE REUMATICA” all'Ospedale F. Del Ponte anziché all'Ospedale
di Circolo e Fondazione Macchi di Varese;

® prevede, ai sensi della DGR n. 4690 del 10/05/2021, allo scopo di garantire
che i Presidi gia individuati quali centri di riferimento per le singole patologie
rare siano effettivamente attivi nel follow up dei pazienti:

e di effettuare una verifica, in termini di casi inseriti nel Registro
Regionale delle Malattie Rare per singola patologia, utilizzando i dati
piu recenti disponibili;

® in esito a tale verifica si valuterd la permanenza o meno dei Presidi,
per le singole patologie, nellambito della Rete regionale delle
malattie rare, sulla base dei criteri indicati nel relativo Allegato 3;

DATO ATTO che nelle date del 21/09/2021 e del 26/11/2021 il Centro di
Coordinamento della Rete regionale malattie rare ha inviato le comunicazioni ai
Presidi a rischio revoca, specificando le rispettive patologie rare per le quali non
risulfavano casi inseriti nel Registro Lombardo Malattie Rare, rispettivamente al
31/12/2020 e al 16/11/2021 (dati raccolti nell’ambito del sistema CRS-SISS);

VISTI | dati del Registro Lombardo Malattie Rare aggiornati al 31/12/2021;

VERIFICATI, in collaborazione con Aria SpA e con il Centro di Coordinamento della
Rete regionale malattie rare, i casi inseriti nel Registro Lombardo Malattie Rare al
31/12/2021 da ciascun Presidio, sulla base dei criteri indicati nell’ Allegato 3 alla
DGR n. 5215 del 13/09/2021 e delle seguenti specifiche:
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® ai fini del mantenimento della coerenza fra la composizione della Rete
regionale/nazionale e le Reti Europee per le malattie rare (European
Reference Networks, ERNs), non sono state attuate revoche nei casi di
patologie rare per le quali il Presidio sia riconosciuto come Healthcare
Provider in una delle 24 ERNs;

® per agevolare il percorso diagnostico e assistenziale per malattie rare con
caratteristiche comuni, sono stati inoltre salvaguardati i seguenti
raggruppamenti:

® RBO030 Cronkhite-Canada malattia di

RBO040 Gardner sindrome di

RBOOS0 Poliposi familiare

RBGO021 Cancro non poliposico ereditario del colon

RDGO030 Piastrinopatie ereditarie
RDG040 Trombocitopenie ereditarie

RCGO010 Microangiopatie frombotiche
RDO010 Sindrome emolitico uremica

RCG160 Immunodeficienze primarie
RD0040 Neutropenia ciclica

RD0050 Malattia granulomatosa cronica
RD0060 Chédiak-Higashi malattia di

RFO060 Epilessia mioclonica progressiva
RFO130 Lennox-Gastaut sindrome di
RFO140 West sindrome di

RFO061 Dravet sindrome di

RFO100 Sclerosi Laterale Amiotrofica
RFO110 Sclerosi Laterale Primaria

® RF0180 Polineuropatia cronica inflammatoria demielinizzante
® RFO181 Neuropatia motoria multifocale
® RF0182 Lewis Sumner sindrome di

® RF0270 Cogan sindrome di
® RFGI130 Degenerazioni della cornea
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RFG140 Distrofie ereditarie della cornea

RDO030 Porpora di Henoch-Schoenlein ricorrente
RG0020 Poliangioite microscopica

RGO030 Poliarterite nodosa

RGO0050 Granulomatosi eosinofilica con poliangite
RG0060 Goodpasture sindrome di

RG0070 Granulomatosi con poliangite

RGO080 Arterite a cellule giganti

RGO090 Takayasu malattia di

RLOO30 Pemfigo
RLO040 Pemfigoide bolloso
RLOOS0 Pemfigoide benigno delle mucose

RMO010 Dermatomiosite

RMO020 Polimiosite

RMOO021 Sindrome da anticorpi antisintetasi
RMO030 Connettivite mista

RM0040 Fascite eosinofila

RMOO50 Fascite diffusa

RMO0060 Policondrite ricorrente

RMO110 Miosite a corpi inclusi

RMO111 Miosite eosinofila idiopatica

RNGO050 Condrodistrofie congenite
RNGO060 Osteodistrofie congenite isolate o in forma sindromica;

IDENTIFICATE le malattie rare per le quali alcuni dei Presidi non soddisfano i criteri di
valutazione innanzi indicati;

RITENUTO, a seguito dell'istruttoria effettuata, che, a decorrere dalla data di
pubblicazione della presente delibera sul B.U.R.L., i Presidi indicati nell’Allegato 1,
parte integrante del presente atto, non siano piu di riferimento per le specifiche
condizioni ivi indicate, in quanto non hanno documentato attivitd clinica relativa
alle patologie in questione;

PRECISATO che dette Strutture non potranno piu rilasciare certificazioni relative alle
patologie in questione, ai fini del riconoscimento del diritto all'esenzione, né
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redigere il relativo Piano terapeutico;

VISTA la nota prot. 0016362 del 07.03.2022, rivolta ai Presidi gid individuati per il
gruppo "Difetti ereditari della coagulazione" (codice di esenzione RDG020), con
cui e stato trasmesso un modulo integrativo, da compilare e spedire entro il 4
marzo 2022 alla DG Welfare e al Centro di coordinamento regionale delle malattie
rare, ai fini della relativa distinzione in:
® Presidio per Difetti ereditari trombofilici;
® Presidio per Difetti ereditari trombofilici e Malattie emorragiche congenite
(Centro MEC Hub);
® Presidio per Difetti ereditari trombofilici e Malatftie emorragiche congenite
(Centro MEC Spoke);

VALUTATI, in collaborazione con il Centro di Ricerche Cliniche per le malattie rare
Aldo e Cele Dacco dell’'IRCCS Istituto di Ricerche Farmacologiche Mario Negri,
con sede a Ranica (Bergamo):

» le candidature trasmesse dagli interessati nel mese di settembre 2021 o
comungue in tempo utile per la relativa istruttoria, conclusa in data
5.12.2022;

» 1 moduli integrativi relativi al gruppo "Difetti ereditari della coagulazione”
(codice di esenzione RDG020) trasmessi entro il 4 marzo 2022;

DATO ATTO dell'esigenza di valutare, in via prioritaria, le candidature oggetto di
screening neonatale esteso (SNE), in considerazione del prossimo aggiornamento
della relativa organizzazione regionale;

RITENUTO, a seguito dellistruttoria effettuata dai competenti uffici della D.G.
Welfare, in collaborazione con il Centro di Ricerche Cliniche per le malattie rare
“Aldo e Cele Dacco” dell'IRCCS Istituto di Ricerche Farmacologiche Mario Negri:
» di valutare le candidature pervenute come indicato nell’Allegato 2, parte
infegrante del presente atto, precisando che le candidature sono state
accolte o non accolte sulla base della sussistenza o meno dei criteri indicati
dal D.M. 279/2001 (come esplicitati dalle successive delibere regionali);
» di distinguere i Presidi gia individuati per il gruppo dei "Difetti ereditari della
coagulazione" (codice di esenzione RDG020), sulla base dei criteri previsti
dalla DGR n. 5215 del 13/09/2021, come segue:

Presidi per Difetti ereditari frombofilici:
IRCCS Ospedale San Raffaele di Milano
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Ospedale di Lecco

Ospedale di Legnano
Ospedale di Mantova
Ospedale S. Gerardo di Monza
Ospedale S. Paolo di Milano

Presidio per Difetti ereditari trombofilici € Malattie emorragiche congenite
(Centro MEC Hub):
Fondazione IRCCS Cd Granda Ospedale Maggiore Policlinico di Milano

Presidi per Difetti ereditari frombofilici e Malattie emorragiche congenite
(Centri MEC Spoke):

Fondazione IRCCS Policlinico San Matteo di Pavia

IRCCS Istituto Clinico Humanitas di Rozzano

Ospedale di Cremona

Ospedale L. Sacco di Milano

Ospedale Niguarda di Milano

Ospedale Papa Giovanni XXIII di Bergamo

Spedali Civili di Brescia — Ospedale dei Bambini

PRESO ATTO delle seguenti revoche spontanee (Struttura e patologia revocata)
verificate dal Centro di Coordinamento regionale delle malattie rare
ecomunicate ai competenti Uffici regionali con mail del 25.11.2022:

Ospedale Niguarda di Milano
® RHO0020 EMOSIDEROSI POLMONARE IDIOPATICA

® RHO021 PROTEINOSI ALVEOLARE POLMONARE IDIOPATICA
® RNGI110 DISCINESIE CILIARI PRIMARIE (ESCLUSO: KARTAGENER SINDROME
DI — RNO9250)

® RNO950 KARTAGENERE SINDROME DI

Ospedale di Legnano
e RCO190 ANGIOEDEMA EREDITARIO
® RNG200 AMARTOMATOSI MULTIPLE

Ospedale L. Sacco di Milano
® RNOO10 ARNOLD-CHIARI SINDROME DI

Ospedale di Crema
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® RNI1510 KLIPPEL-TRENAUNAY SINDROME DI

RITENUTO di aggiornare, conseguentemente a quanto innanzi esposto, la rete
regionale per le malattie rare, secondo quanto riportato nell’ Allegato 3, parte
integrante del presente provvedimento;

EVIDENZIATO che, a seguito dell'istruttoria effettuata, le nuove attribuzioni dei
Presidi che fanno gid parte della Rete regionale delle malattie rare, sono indicate
nell’ Allegato 3, parte infegrante del presente atto;

DATO ATTO che, a causa del’emergenza sanitaria Covid-19 nonché per la
complessita dell’istruttoria dei procedimenti innanzi descritti, volti ad una
razionalizzazione complessiva della Rete regionale delle malattie rare, non € stato
possibile rispettare il citato termine del 31.3.2022;

RITENUTO inoltre che:

> le candidature a nuovo Presidio o per nuove patologie (per i Presidi gia
della Rete) dovranno essere frasmesse dagli interessati nel mese di gennaio
2023, utilizzando I'apposito modulo (allegato alla DGR 3994 del4.8.2015 e
scaricabile sul Portale di Regione Lombardia - www.regione.lombardia.it - e
dal sito internet del Centro di coordinamento regionale per le malattie rare);

» anche i Presidi oggetto di revoca potranno ricandidarsi nelle medesime
tempistiche innanzi indicate;

» le candidature trasmesse prima del mese di gennaio verranno comunque
considerate ed istruite;

» eventuali candidature giunte olfre tale termine potranno essere valutate dai
competenti uffici esclusivamente se pervenute in tempo utile per
consentirme la relativa istruttoria, in  considerazione del termine di
conclusione del procedimento di seguito indicato;

» eventualirevoche potranno essere comunicate in ogni momento;

» nel caso di urgenza le candidature per patologie che non hanno alcun
Presidio in Regione Lombardia possono essere proposte in ogni momento;

» |'aggiornamento della Rete regionale delle malattie rare avverra entro il 31
marzo 2023;

VALUTATO, al fine di garantire che i Presidi gid individuati quali centri di riferimento
per le singole patologie rare rimangano effettivamente attivi nel follow up dei
pazienti, di prevedere che:

> verra effettuata un’ulteriore verifica, in termini di casi inseriti nel Registro
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Regionale delle Malattie Rare per singola patologia, utilizzando i dati piu
recenti disponibili facendo riferimento anche a dati provenienti dai flussi
regionali disponibili;

in esito a tale verifica si valuterd la permanenza o meno dei Presidi, per le
singole patologie, nell’ambito della Rete regionale delle malattie rare;

detta verifica, verra effettuata anche in un'ottica di razionalizzazione
complessiva della Rete regionale delle malattie rare;

RITENUTO di disporre la pubblicazione del presente atto e dei relativi allegati 1 e 3
sul B.U.R.L. e sul Portale di Regione Lombardia (www.regione.lombardia.it);

VAGLIATE e fafte proprie le suddette motivazioni;

All'unanimita dei voti, espressi ai sensi di legge;

1)

2)

3)

DELIBERA

di stabilire che, a decorrere dalla data di pubblicazione della presente
delibera sul B.U.R.L., i Presidi indicati nell’Allegato 1, parte integrante del
presente provvedimento, non siano piu di riferimento per le specifiche
condizioni ivi indicate, in guanto non hanno documentato attivitd clinica
relativa alle patologie in questione;

di precisare che dette Strutture non potranno piu rilasciare certificazioni
relative alle patologie in questione, ai fini del riconoscimento del diritto
all'esenzione, né redigere il relativo Piano terapeutico;

di prendere atto dell'istruttoria effettuata dai competenti uffici della D.G.
Welfare, in collaborazione con il Centro di Ricerche Cliniche per le malattie
rare “Aldo e Cele Dacco” dell'lRCCS Istituto di Ricerche Farmacologiche
Mario Negri, e conseguentemente:

di approvare I'Allegato 2, parte integrante del presente atto, precisando
che le candidature sono state accolte o non accolte sulla base della
sussistenza o meno dei criteri indicati dal D.M. 279/2001 (come esplicitati
dalle successive delibere regionali);

di distinguere i Presidi gia individuati per il gruppo dei "Difetti ereditari della
coagulazione" (codice di esenzione RDGO020), sulla base dei criteri previsti
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4)

dalla DGR n. 5215 del 13/09/2021, come segue:

Presidi per Difetti ereditari trombofilici:
IRCCS Ospedale San Raffaele di Milano
Ospedale di Lecco

Ospedale di Legnano

Ospedale di Mantova

Ospedale S. Gerardo di Monza
Ospedale S. Paolo di Milano

Presidio per Difetti ereditari trombofilici e Malattie emorragiche congenite
(Centro MEC Hub):
Fondazione IRCCS Ca Granda Ospedale Maggiore Policlinico di Milano

Presidi per Difetti ereditari frombofilici e Malattie emorragiche congenite
(Centri MEC Spoke):

Fondazione IRCCS Policlinico San Matteo di Pavia

IRCCS Istituto Clinico Humanitas di Rozzano

Ospedale di Cremona

Ospedale L. Sacco di Milano

Ospedale Niguarda di Milano

Ospedale Papa Giovanni XXIII di Bergamo

Spedali Civili di Brescia — Ospedale dei Bambini;

di prendere atto delle seguenti revoche spontanee (Struttura e patologia
revocata), verificate dal Centro di Coordinamento regionale delle malattie
rare e comunicate ai competenti Uffici regionali con mail del 25.11.2022:

Ospedale Niguarda di Milano

RHO0020 EMOSIDEROSI POLMONARE IDIOPATICA

RHOO21 PROTEINOSI ALVEOLARE POLMONARE IDIOPATICA

RNG110 DISCINESIE CILIARI PRIMARIE (ESCLUSO: KARTAGENER SINDROME
DI — RN0%250)

RNO250 KARTAGENERE SINDROME DI

Ospedale di Legnano

RCO190 ANGIOEDEMA EREDITARIO
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® RNG200 AMARTOMATOSI MULTIPLE

Ospedale L. Sacco di Milano

® RNOO1O ARNOLD-CHIARI SINDROME DI

Ospedale di Crema

® RNI1510 KLIPPEL-TRENAUNAY SINDROME DI

5) di aggiornare conseguentemente la Rete regionale per le malattie rare,
secondo quanto riportato nell’Allegato 3, parte integrante del presente
provvedimento, che indica le nuove afttribuzioni dei Presidi che fanno gid
parte della Rete regionale delle malattie rare;

6) distabilire che:

>

le candidature a nuovo Presidio o per nuove patologie (per i Presidi
gia della Rete) dovranno essere trasmesse dagli interessati nel mese di
gennaio 2023, utilizzando I'apposito modulo (allegato alla DGR
3994del 4.8.2015 e scaricabile sul Portale di Regione Lombardia -
www.regione.lombardia.it - e dal sito internet del Centro di
coordinamento regionale per le malattie rare);

anche i Presidi oggetto di revoca potranno ricandidarsi nelle
medesime tempistiche innanzi indicate;

eventuali candidature trasmesse prima del mese di gennaio verranno
comunqgue considerate ed istruite;

eventuali candidature giunte oltre tale termine potranno essere
valutate dai competenti uffici esclusivamente se pervenute in tempo
utile per consentirme la relativa istruttoria, in considerazione del
termine di conclusione del procedimento di seguito indicato;
eventuali revoche potranno essere comunicate in ogni momento;

nel caso di urgenza le candidature per patologie che non hanno
alcun Presidio in Regione Lombardia possono essere proposte in ogni
momento;

I'aggiornamento della Rete regionale delle malattie rare avverrd
entro il 31 marzo 2023;

7) di prevedere, al fine di garantire che i Presidi gid individuati quali centri di
riferimento per le singole patologie rare rimangano effettivamente attivi nel
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follow up dei pazienti, che:

> verra effettuata un'ulteriore verifica, in termini di casi inseriti nel
Registro Regionale delle Malattie Rare per singola patologia,
utilizzando i dati piu recenti disponibili facendo riferimento anche a
dati provenienti dai flussi regionali disponibili;

> in esito a tale verifica si valuterd la permanenza o meno dei Presidi,
per le singole patologie, nellambito della Rete regionale delle
malattie rare;

> detta verifica, verrd effettuata anche in un’oftica di razionalizzazione
complessiva della Rete regionale delle malattie rare;

8) di disporre la pubblicazione del presente atto e dei relativi allegati 1 e 3 sul
B.U.R.L. e sul Portale di Regione Lombardia (www.regione.lombardia.if).

IL SEGRETARIO
ENRICO GASPARINI

Atto firmato digitalmente ai sensi delle vigenti disposizioni di legge
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