Formularz zglaszania uwag do
analizy weryfikacyjnej Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
i analiz wnioskodawcy!

Formularz zglaszania uwag do analizy weryfikacyjnej AOTMiT:

Numer: | OTOW.4131.2.2026

Whiosek o objecie refundacja Brineura, cerliponasum alfa, roztwér do infuzji, 150
mg/5 ml, 2 fiol., GTIN: 05391524461541 we wskazaniu wynikajacym ze ztozonego
wniosku 1 tresci ustalonego programu lekowego: ,Leczenie pacjentow z
lipofuscynoza neuronalng typu 2 (ICD-10: E75.4)”

Tytul:

Uwagi (pkt 2) wraz z wypelniong i wlasnorgcznie podpisang Deklaracjqg o Powiqgzaniach
Branzowych (pkt 1) nalezy zlozy¢ osobiscie w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji, ul. Przeskok 2, 00-032 Warszawa, bgdz przestac na adres siedziby Agencji
za posrednictwem operatora pocztowego w rozumieniu art. 3 pkt 12 ustawy z dnia 23 listopada
2012 r. — Prawo pocztowe (Dz. U. z 2025 r. poz. 366 z pozn. zm.). Dopuszczalne jest rowniez
przestanie uwag wraz z wypelniong i podpisang kwalifikowanym podpisem elektronicznym
Deklaracjg o Powigzaniach Branzowych za pomocgq elektronicznej skrzynki podawczej, o ktorej
mowaw art. 16 ust. laustawy z dnia 17 lutego 2005 r. o informatyzacji dziatalnosci podmiotéw
realizujgcych zadania publiczne (Dz. U. z 2025 r. poz. 1703 z pézn. zm.).

Uwagi mozna zglasza¢ w terminie 7 dni od dnia opublikowania analiz w Biuletynie Informacji
Publicznej (BIP). Uwagi dostarczone do siedziby AOTMIT po uplywie tego terminu nie bedg
rozpatrywane.

UWAGA! Zgloszone uwagi i Deklaracja o Powigzaniach Branzowych bedg publikowane
w BIP AOTMiT?.

1. Czesé I -Deklaracja o Powigzaniach Branzowych (DPB)® — do wypelnienia w przypadku
uwag do analizy weryfikacyjnej

1 zgodnie z art. 35 ust. 4 ustawy z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekéw, Srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
Zywieniowego oraz wyrobéw medycznych (Dz. U. 2026 r., poz. 253)

2 zgodnie z art. 31s ust. 23 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 .,
poz. 1461 z p6zZn. zm.)
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DEKLARACJA O POWIAZANIACH BRANZOWYCH

A. Dane osoby skladajacej deklaracj¢ oraz oséb z nia zwigzanych

1. Imi¢ (imiona) i nazwisko oraz numer PESEL osoby sktadajacej deklaracje, a w przypadku,
gdy osoba ta nie posiada numeru PESEL — data i miejsce jej urodzenia oraz obywatelstwo:

Daniel Jagielski _

2. Imie (imiona) i nazwisko malzonki/matzonka osoby sktadajacej deklaracje:

3. Imig (imiona) i nazwisko wstepnego/wstepnych w linii prostej osoby sktadajacej deklaracje:

4. Imie (imiona) i nazwisko zstepnego/zstepnych w linii prostej osoby sktadajacej deklaracje:

5. Imi¢ (imiona) i nazwisko oraz numer PESEL o0s6b, z ktorymi osoba sktadajaca deklaracje
pozostaje we wspolnym pozyciu, a jezeli nie posiadajg numeru PESEL — daty i miejsca ich
urodzenia oraz obywatelstwo:

B. Powdd zlozenia i wskazanie okresu, za jaki jest skladana deklaracja o powigzaniach
branzowych (zaznaczy¢ wlasciwe)

' kandydat na czlonka Rady Przejrzystosci za okres 3 lat poprzedzajacych dzien zlozenia

deklaracji; przed powotaniem do sktadu Rady Przejrzystosci;

cztonek Rady Przejrzystosci przed kazdym posiedzeniem Rady Przejrzystosci za okres
od dnia zlozenia ostatniej deklaracji, w tym jako kandydata na czlonka Rady
Przejrzystosci, do dnia poprzedzajacego posiedzenie Rady Przejrzystosci, w ktérym
bierze udzial;

osoba, o ktorej mowa w art. 31s ust. 12 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o Swiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkow publicznych (Dz. U. z 2024 r., poz. 146),
zwanej dalej ,,ustawa”, za okres jednego roku poprzedzajacego dzien przyjecia zlecenia;
osoba, o ktorej] mowa w art. 31s ust. 15 ustawy, za okres jednego roku poprzedzajacego

dzien posiedzenia Rady Przejrzystosci;



¥ osoba, o ktorej mowa w art. 31s ust. 23 ustawy, za okres jednego roku poprzedzajacego
dzien zgtoszenia uwag.

C. Oswiadczenie (zaznaczy¢ wlasciwe)

Oswiadczam, ze w stosunku do mnie, mojego matzonka/mojej matzonki, mojego zstepnego,
wstepnego w linii prostej oraz osoby/osob, z ktorymi pozostaje we wspolnym pozyciu:

™ nie zachodza okoliczno$ci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy;

" zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy, tj.:

[ 1) petnienie funkcji czlonka organow spolki handlowej lub przedstawiciela
przedsiebiorcy prowadzacych dziatalnos¢ gospodarczag w zakresie wytwarzania lub
obrotu lekiem, srodkiem spozywczym specjalnego przeznaczenia zywieniowego,

wyrobem medycznym;

™ 2) petnienie funkeji cztonka organu spétki handlowej lub przedstawiciela przedsiebiorcy
prowadzacych dziatalnos¢ gospodarcza w zakresie $wiadczenia uslug prawnych,
marketingowych lub doradczych zwigzanych z wytwarzaniem, obrotem lub refundacja
leku, s$rodka spozywczego specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobu

medycznego;

N 3) pelienie funkcji czlonka organéw spoldzielni, stowarzyszen Iub fundacji

prowadzacych dziatalnos¢, o ktoérej mowa w pkt 11 2;

™ 4) posiadanie akcji lub udziatéw w spdtkach handlowych prowadzacych dziatalnosé, o
ktérej mowa w pkt 112, oraz udziatéw w spdldzielniach prowadzacych dziatalnosé, o

ktérej mowa w pkt 11 2;

[_ 5) prowadzenie dzialalnosci gospodarczej w zakresie, o ktdrym mowa w pkt 1 i2;

™ 6) wykonywanie zaje¢ zarobkowych na podstawie stosunku pracy, umowy o $wiadczenie
ushug zarzadczych, umowy zlecenia, umowy o dzieto lub innej umowy o podobnym
charakterze zawartej z podmiotami, o ktérych mowa w pkt 1-3, przy jednoczesnym
braku ztozenia o§wiadczenia o wykonywaniu zajec¢ zarobkowych na rzecz okreslonych

podmiotéw oraz braku wskazania ich zakresu.

W przypadku:

1) zaznaczenia, ze nie zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy, oraz
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2) wykonywania przez osobe albo osoby wskazane w deklaracji zaje¢ zarobkowych
na podstawie stosunku pracy, umowy o §wiadczenie ushug zarzadczych, umowy zlecenia,
umowy o dzieto lub innej umowy o podobnym charakterze zawartej] z podmiotami,
o ktérych mowa w art. 31s ust. 8 pkt 1-3 ustawy

—nalezy ponizej ztozy ¢ o§wiadczenie o wykonywaniu zaje¢ zarobkowych na rzecz okreslonych

podmiotow i wskaza¢ ich zakres.

Nie dotyczy

W przypadku zaznaczenia przez osoby inne niz kandydaci na czlonkéw Rady Przejrzystosci
i cztonkowie Rady Przejrzystosci, ze zachodza okolicznosci okreslone w art. 31s ust. 8 ustawy,
nalezy ponizej opisa¢ powigzania branzowe, w szczegolnosci przez wskazanie podmiotu,
z ktorym istnieje powigzanie branzowe, osoby wskazanej w deklaracji, ktorej dotyczy
powiazanie branzowe, zakresu wystepujacego powigzania branzowego.

Nie dotyczy

Jestem swiadomy/$wiadoma odpowiedzialnosci karnej za zlozenie falszywego o§wiadczenia.

(data i miejscowos¢ ztozenia deklaracji) (podpis osoby sktadajacej deklaracje)



2. Czesc¢ Il - Uwagi

1) Uwagi ogdlne do analizy weryfikacyjnej AOTMIT

Numer*
(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

Jako rodzice dziecka chorujgcego na CLN2 chcielibySmy podkreslié,
Ze decyzja o dostepnosci terapii cerliponazg alfa w Polsce nie jest dla
nas kwestig wytgcznie formalng, administracyjng czy ekonomiczng.
Jest to decyzja, ktéra bezposrednio wptywa na zycie dziecka, jego
szanse rozwojowe, bezpieczenstwo medyczne oraz funkcjonowanie
catej rodziny.

Nasza corka zostata zdiagnozowana bardzo wczesnie, w wieku okoto
3,5 roku, kiedy nadal byta dzieckiem funkcjonujgcym, komunikujgcym
sie, chodzgcym i majgcym realng szanse na zachowanie jak
najwiekszej czesci swoich umiejetnosci. W przypadku choroby CLN2
czas ma fundamentalne znaczenie. Kazdy miesigc op6znienia w
dostepie do leczenia moze oznaczaé utrate funkcji, ktérych p6zniej
nie da sie juz odzyskaé. Dlatego dostep do terapii powinien by¢
mozliwy jak najwczesniej po potwierdzeniu rozpoznania, bez
nadmiernych barier administracyjnych.

Z powodu braku realnie dostepnej refundacji leczenia w Polsce nasza
rodzina zostata zmuszona do zorganizowania leczenia za granicg. W
praktyce oznaczato to koniecznos¢ wyjazdu naszej corki i jej mamy
do Niemiec, rejestracji w tamtejszym systemie ubezpieczenia
zdrowotnego oraz catkowitego przeorganizowania zycia rodzinnego.
Zona musiata zrezygnowaé z pracy, aby méc na state opiekowaé sie
corka i zapewnic jej dostep do leczenia. Ojciec prowadzi firme w
Polsce, co powoduje, ze rodzina funkcjonuje w duzej mierze w
rozdzieleniu pomiedzy Polskg a Niemcami.

Taka sytuacja generuje ogromne obcigzenie emocjonalne,
organizacyjne i finansowe, Koszty wynajmu mieszkania w Hamburgu
sg bardzo wysokie, szczegolnie z uwagi na ograniczong dostepnos¢
mieszkan i konieczno$¢ mieszkania w poblizu osrodka prowadzacego
leczenie. Srodki te, gdyby leczenie byto dostepne w Polsce, mogtyby
zostaé przeznaczone na rehabilitacje, terapie logopedyczna, zajecia
wspierajgce rozwoj, fizjoterapie, opieke psychologiczng oraz inne
formy pomocy, ktére majg ogromne znaczenie w chorobie
neurodegeneracyjnej.

Chcielibysmy réwniez zwréci¢ uwage, ze leczenie za granica nie
rozwigzuje wszystkich potrzeb dziecka. Nasza corka w Niemczech
nie ma petnego dostepu do opieki logopedycznej prowadzonej w jej
ojczystym jezyku. W chorobie CLN2, w ktérej zagrozone sg mowa,
komunikacja i funkcje poznawcze, terapia w jezyku dziecka ma
szczegoblne znaczenie. Brak takiego wsparcia moze negatywnie
wptywac na jej rozwdj i codzienne funkcjonowanie. Dodatkowo corka
nie ma naturalnego kontaktu z réwiesnikami méwigcymi w tym
samym jezyku, co ogranicza jej mozliwosci komunikacyjne, spoteczne
i emocjonalne.




Z perspektywy rodziny pacjenta leczenie Brineurg powinno by¢
dostepne w Polsce w sposéb szybki, przewidywalny i zorganizowany
wokoét potrzeb dziecka. Nie powinno wymagac¢ emigracji medycznej,
rozdzielenia rodziny, rezygnacji jednego z rodzicéw z pracy oraz
ponoszenia wieloletnich kosztéw zycia za granicg. System powinien
wspiera¢ rodzine w leczeniu dziecka, a nie zmuszac¢ jg do
przenoszenia catego zycia do innego kraju.

Odnoszac sie ogodlnie do warunkéw kwalifikacji i wytaczania z
programu, uwazamy, ze kryteria wigczenia powinny by¢ mozliwie
szerokie i oparte przede wszystkim na potwierdzonym rozpoznaniu
CLN2 oraz braku przeciwwskazan medycznych. Leczenie powinno
by¢ rozpoczynane jak najwczesniej, zanim dojdzie do nieodwracalnej
utraty funkcji neurologicznych. Nie powinno sie tworzy¢ kryterioéw,
ktére w praktyce premiujg oczekiwanie na pogorszenie stanu dziecka
albo wykluczajg pacjentéw na podstawie zbyt wasko rozumianych
parametrow.

Szczegolnej ostroznosci wymagajg kryteria wytgczenia z terapii.
Brineura jest leczeniem spowalniajgcym postep choroby, a nie terapig
cofajgcg wszystkie objawy. Dlatego ocena skutecznosci nie powinna
by¢ oparta wytgcznie na mechanicznym spadku punktacji w jednej
skali. W naszej ocenie nalezy bra¢ pod uwage cato$ciowy stan
dziecka: tempo progresji choroby, stabilizacje funkcji, napady
padaczkowe, komunikacje, komfort zycia, mozliwo$¢ rehabilitacji,
funkcjonowanie rodziny oraz opinie lekarzy prowadzgcych.
Automatyczne przerywanie terapii u dziecka, ktére nadal moze
odnosi¢ z niej korzy$¢, bytoby dla rodzin bardzo trudne do
zaakceptowania.

Obawiamy sie szczeg6lnie sytuacji, w ktérej dziecko rozpoczyna
leczenie, rodzina podporzadkowuje temu cate zycie, a nastepnie
terapia mogtaby zostaé przerwana na podstawie nieprecyzyjnych lub
zbyt sztywnych kryteriow. W chorobie tak ciezkiej i ultrarzadkiej
decyzje o kontynuaciji leczenia powinny byé podejmowane
indywidualnie, z udziatem do$wiadczonych lekarzy, rodziny oraz
zespotu znajgcego przebieg choroby danego dziecka,
Oczekiwaliby$my, aby w Polsce leczenie CLN2 byto prowadzone w
modelu kompleksowej opieki, obejmujgcej nie tylko samg infuzje leku,
ale réwniez rehabilitacje, neurologie, neurochirurgie, logopedie,
psychologie, fizjoterapie oraz wsparcie socjalne i edukacyjne. Dostep
do leku jest najwazniejszy, ale nie jest jedyng potrzeba dziecka, Dla
pacjentow z CLN2 kluczowe jest potgczenie leczenia przyczynowego
z intensywnym wspieraniem rozwoju i jakosci zycia.

Naszym zdaniem refundacja Brineury w Polsce jest konieczna,
poniewaz brak dostepu do tej terapii prowadzi do nieréwnosci,
zmusza rodziny do leczenia za granicg i powoduje ogromne koszty
posrednie, ktérych nie wida¢ wytgcznie w analizie ceny leku. Dla
naszej rodziny oznaczato to rezygnacje z pracy przez jednego z
rodzicoéw, rozdzielenie zycia rodzinnego miedzy dwa kraje, wysokie
koszty utrzymania w Niemczech oraz ograniczony dostep coérki do
terapii i kontaktéw spotecznych w jej wiasnym jezyku.




Apelujemy, aby przy podejmowaniu decyzji uwzgledni¢ nie tylko koszt
samego leku, ale réwniez rzeczywiste konsekwencje braku jego
dostepnosci w Polsce: utrate szans rozwojowych dziecka,
dramatyczne obcigzenie rodzin, koniecznos$é emigracji medycznej
oraz koszty spoteczne i finansowe wynikajace z braku leczenia.
Dzieci z CLN2 powinny mie¢ mozliwo$¢ leczenia w Polsce, blisko
swojego domu, jezyka, rodziny i Srodowiska, w ktérym moga by¢
najlepiej wspierane.

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnoszg sie wniesione uwagi; nie dotyczy
w przypadku uwag ogolnych.

2) Uwagi do analiz wnioskodawcy

a. Uwagi do analizy klinicznej

Numer*
(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag

ogolnych.

b. Uwagi do analizy ekonomicznej

Numer*
(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

* Umozliwiajgcy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag

ogo6lnych.

c. Uwagi do analizy wptywu na budzet podmiotu zobowigzanego do
finansowania swiadczen ze srodkéw publicznych

Numer*
(rozdziatu, tabeli,
wykresu, strony)

Uwagi

* Umozliwiajacy identyfikacje fragmentu analizy, do ktérego odnosi sie uwaga; nie dotyczy w przypadku uwag

ogolnych.
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Klauzula informacyjna o przetwarzaniu danych osobowych

Informacja dotyczaca przetwarzania danych osobowych zawartych w DPB

Zgodnie z art. 13 ust. 1 1 ust. 2 rozporzadzenia Parlamentu Europejskiego i Rady (UE)
2016/679 z 27 kwietnia 2016 r. w sprawie ochrony osob fizycznych w zwiazku
z przetwarzaniem danych osobowych i w sprawie swobodnego przeptywu takich danych oraz
uchylenia dyrektywy 95/46/WE (Dz. Urz. UE L 119 Z 04.05.2016, str. 1, Dz. Urz. UE L 127
23.05.2018, str. 2 oraz Dz. Urz. UEL 74 z 04.03.2021, str. 35) (dalej: .,,RODQO”), przedstawiam,
nastepujace informacje:

)

2)

3)

4)

S)

6)

7)

8)

administratorem danych osobowych jest Agencja Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji z siedzibg w Warszawie, przy ul. Przeskok 2 (kod pocztowy: 00-032),
dzialajaca na podstawie art. 31 m ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 1461 z pézn.
zm.), identyfikowana Numerem Identyfikacji Podatkowej (NIP): 5252347183 1 Numerem
Rejestru Jednostek Gospodarki Narodowej (REGON):140278400, adres e-mail:
sekretariat@aotm.gov.pl, tel. 22 101 46 00;

administrator wyznaczyl Inspektora Ochrony Danych, z ktorym moze Pani /Pan
skontaktowac si¢ w sprawach ochrony swoich danych osobowych pisemnie na adres naszej
siedziby wskazany w pkt 1 lub droga mailowa iod@aotm.gov.pl;

cel przetwarzania danych osobowych jest zwigzany z weryfikacja wystepowania lub braku
wystepowania konfliktu intereséw osoby sktadajacej DPB;

informujemy, iz przetwarzanie Pani/Pana danych osobowych jest zgodne z prawem, gdyz
spetniony jest warunek legalnosci przetwarzania okreslony w art. 6 ust. 1 lit. ¢ RODO,
tj. niezbednosci wypelnienia obowiagzku prawnego wynikajacego z art. 31s ust. 8, 8a, 8c, 23
ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze srodkow publicznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 1461 z p6Zn. zm.);

informujemy, iz podanie przez Panig/Pana danych osobowych zwigzane jest wymogiem
ustawowym wynikajacym z art. 31s ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach
opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 1461 z
poZn. zm.);

informujemy, Zze podane przez Paniag/Pana dane osobowe przetwarzamy w oparciu
o przepisy prawa. Podanie danych wymaganych przepisami prawa jest niezbedne
do dokonania weryfikacji wystepowania lub braku wystepowania powigzania branzowego
osoby sktadajace; DPB. W przypadku osob sktadajacych DPB przy zglaszaniu uwag
do upublicznionej analizy weryfikacyjnej Agencji, brak podania danych bedzie skutkowat
nieopublikowaniem tych uwag w Biuletynie Informacji Publicznej Agencji;

informujemy, iz przy przetwarzaniu Pani/Pana Administrator nie powoluje si¢ na prawnie
uzasadniony interes, o ktorym mowa w art. 6 ust. 1 lit. f RODO;

informujemy, iz Pani/Pana dane osobowe beda udostepniane podmiotom, ktére uprawnione
sg do ich otrzymania na podstawie przepiséw prawa lub podmiotom, ktérym Administrator
powierzyl przetwarzanie danych osobowych na podstawie zawartej umowy. W przypadku
danych osobowych zawartych w DPB, sktadanej przy zglaszaniu uwag do upublicznione;]
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analizy weryfikacyjnej Agencji, beda one upubliczniane w Biuletynie Informacji Publicznej
Agencji (art. 31s ust. 23 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki
zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych (Dz. U. z 2025 r., poz. 1461 z p6zn.
zm.);

9) info)rmujemy, iz posiada Pani/Pan prawo dostepu do tresci swoich danych osobowych,
prawo do ich sprostowania, ograniczenia przetwarzania;

10) informujemy, iz nie przystuguje Pani/Panu w zwigzku z art. 17 ust. 3 lit. bi d RODO prawo
do usuniecia danych osobowych, prawo do przenoszenia danych osobowych, o ktéorym
mowa w art. 20 RODO, na podstawie art. 21 RODO prawo do sprzeciwu, wobec
przetwarzanych danych osobowych, gdyz podstawa przetwarzania Pani/Pana danych
osobowych jest art. 6 ust. 1 lit. ¢ RODO w zw. z art. 31s ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r.
o Swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkow publicznych
(Dz. U.z2025 r., poz. 1461 z p6zn. zm.);

11) informujemy, iz Pani/Pana dane osobowe beda przechowywane przez czas niezbedny
do przeprowadzenia weryfikacji wystepowania lub braku powigzania branzowego,
a nastepnie przez czas wynikajacy z przepisoOw o archiwizacji oraz zgodnie z obowiazujaca
w Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji Instrukcja kancelaryjna
i Jednolitym Rzeczowym Wykazem Akt;

12) Informujemy, iz przyshuguje Pani/Panu prawo wniesienia skargi do organu nadzorczego,
jesli Pani/Pana zdaniem, przetwarzanie danych osobowych Pani/Pana - narusza przepisy
unijnego rozporzadzenia RODO;

13)informujemy, iz Pani/Pana dane osobowe nie beda przetwarzane w sposob
zautomatyzowany i nie bedg podlegaly zautomatyzowanemu podejmowaniu decyzji, w tym
profilowaniu.

14) informujemy, iz Pani/Pana dane osobowe nie beda przekazywane do panstwa
trzeciego/organizacji miedzynarodowe;.
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