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›��� �������� ��������� �������-
�	� ������ �� ��
�������� ��������-
��� 
��������������� ����������
, 
›�� � R&D ��� ���������� � �����-
��. ����� ���	 ��������������! 

� ���������, 
������ ������
,

�������� ������� NPJ

��� 
�� ��������	

�� ������?

��� �� ��������	 
�� ��
����� 

�������
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�

���� «����
���» ����������� �	-
���� 500-
 ������ ���������	� �����-
���. ��� ��������� ����� ������ ���� 
� ������������ ��������, �����	���-
��� ������
 ������ 
������������-
����� ��
�����, ����� ��� �����������, 
������������, �������������������	, 
������������	, �������������	, �����-
��������������	� ��������	, ������	 
� ������.

 � 2019 ���� ������������ �����-
������ ����� 26 ����� �
��������� 
���������	� ��������, ����� �����	� � 
������	 ������������� ���� � ����	� 
�������� (RM). � ��������� ��������� 
�����������
 ��������� ������ ����-
�����	� ������	 � 
���� ������������ 
������������
.

������	�� ������������� ��������-
�	� �������� ����
���� �������� 

������������� � �
��� 
�����������, 
�����������, ������
 � �����
 ���-
�	���������, � ����� �����	� �����-
����� � �������������	� �����������, 
��������������	� ��������� ������, 
����������� ������, ���������������� 
� ��� ������.

� 2022 ���� ����
��� ��������� � 
������������ ���������	� �������� 
�������
 ������	� 
������������-
���� ���������
. ���������������� 
�������� �	��������
 ��������� ��-
��������� � ���, ��� ��� ����������-
�� �� ������� ����� � ���������	� 
������	 �������
 ������������� �� 
������-��������������
 ���� 
����-
�� «��
��������
» � �������� ������-
������ ��������������.

��������� ����������� �������� 
�������� ���������	� �������� ��� 
�������� ����������
������� ������, 
��� ��������� ��������� ����������� 
�� �������.

� ������ ��������������
 �������-
�	, �����������
 �� �������������-
���, ����
��� ���������� 107 ����-
�����	� �������� ������������� ����. 
›� ����������
 ���� 112 ���������	� 
�������� ������������� ���� �����-
������� ����
��� ����� ������ �����-
�����������	� � ����� ����������� � 
�������	� �������� ��������� � ������ 
������������: ������
�����, �������, 
������, ����������, �	��	������,  ����-
�������,  ������������, ����������� � 
���������� ��������.

����� � ������������ ����������� � 
164 ���������	� ������� ���������-
���� ����. �� 2030 ���� ����������� 
��������� �����������
 ����
��� 
���������	� �������� 
�� ����� ��� �� 700 
�����������
, ������� 
���������	� ������	 
�������
.


	������ ��	�� ��� �� ���� ���  ›������ 
500 ������ ���	����	›� ������� 

����
��������



«›������» ���������� ��������� 
����
��� ���������� ��� ������� ��-

���	� ����������
. � ������ ������-
�������� � ��������
���
 ���
����-
����������
 ��������
 GC Biopharma, 
� ����
��� «›������» � ������ ������� 
�������� �������� ��� ������������
 
������� �������� ������� (��������-
���������� II ����) � «��������� ›�
��». 
��������� �������� ��������� ��� ����-
��� ����	� ��������� ������������� 
�� ������ �������� ����.

� ���� ��������� «›������» � ������� 
����������� ������������ ��������� 
�� ��������������� �������� ������ 
��� � ��������� �� ���������� ���-
���� ������� � ������� ������� ����-
���� ����������
 ��������� �. �����	 
(������). ���������� ���������� ��-
������� ������ ������� ������� ��� 
������������ ������-����� �� �����-
����� �������� «��������	 ›�
��». 
����� ���������� ������������ ���-

�	�� �� ������������� ���������, 
�����	������� ��� ������������ � 
�

����������.

� � � �� �� � ��� � �  « › � � � � � � »  � ��-
�� ����������� ������� Hunterase 
L . I . N . K .  D ay,  � � �� � � � � � � � � � 
  G C 
Biopharma ��� �����
 �� ������, 
������ � ��������. ����������	 ��-
�������� ��	��� ������� �������� 
�������, �������� ����	� ���
���-
���� ������������ ������������*, 
����������� ��	� ���������� «���-
�����	 ›�
��», � ����� ��������� 
����������� ���������� ����
�, ��-
��� �����	
 � ���� �������� ������-
�� 
������. �� ������ ���������� 
��������� � �������
 ����������
 
�������� � ������ �� �	�� ��
����-
������ �� ������ ������ ��������-
���������
 ��
�����, ��� ������� 
� �������� �������� ���������� 
��������, ������� �������� �� ��-
��� ���� �����.

�������������� «›������» � GC 
Biopharma �������� � 2015 ����. ���-
������ ����� � 2018 ���� � ������ 
�������� �����������	
 ������-
��
����� �������������� �������� 
«���������». �� ������������ ��� 
������������� �������� � ������ 

��������������������
 ������� 
�������� �������. �����������	
 
�������� «��������� ›�
��» �������� 
������������������, �� ���� �����-
��� � ��������� ��������� �����, � 
������� ���������� ����
�.  ���
 
������, �� ������� ����	�, ���	���� 
�

���������� �������.

*«Intracerebroventricular enzyme replace-
ment therapy in patients with neuronopathic 
mucopolysaccharidosis 
type II: Final report of 
5-year results from a Japa-
nese open-label phase 1/2 
study»

  �

�	�	����� ��� ����   ������ �		� ����		›� 
�������� ��� ������� ��	����� ��	����

��������������������������
���������


	���
	����	��	������	������
	�



�������� ��������� �������� ���-
�������	
 �������� «›������», �����-
������	
 ����	�� �����������������
 
�������� BIOCAD, � �������� �������� 
���������	� � �����
��� ����������-
�	� ���������� (�›���). ��� ������� 
����	���� ������ � ������������
 ��-
����� ��� ����� ��� 550 ���������1.

«›������» � �����������	
 �����-
��� �� ������ ������������	� �������, 
�������	
 ��� ������� ��������� � ��-
������
, ������� ������ � �����������. 
�������� ���������� � ���������� ���-
������ � ������, � ��� ��������
� ���-
������������
�� 
������� BIOCAD 
������������� ����� 1,4 ���� ������.

������ ›.�., ������������ ��������-
�������� ������ ��� «�������� ���-

��� ����», ���� ������ ����������	� 
����������
 �� ������ ���� ��������� 
��� ��������� ������, �������: «����-
����� ������������� �������������� 
��������� � �›��� ��������� ������-
���� ��������	
 ������ � ����������-
��
 ������� ��� ������ ��������, ��� 
�������� ����� ��� ���������� �� ���-
����� � ����������������».

�

���������� ��������� «›����-
��» �	�� ������� � ���� ����������� 
�����������
. ���������	 ����������-
���� ������������, ������������	� 
� ������� «����������� ���������»2, 
�����	����, ��� «›������» (�������-
��� ���������� � ������������) � ���-
��������� ������� ������������� 
����������� ����������� ��������-

����� � ��������� � �������������-
��
 ��� ��������������
 ��������
. 
� ����������� ������������ �	� ��-
����� ��������	
 �

��� ��������� � 
��������� � ���������������
 � ��-
������������
 ��������
 III-IV ������. 
�������������, ����� ����� «›������» 
������� �������� � ������� 16 �����-
��
 ��������� «�������» (��������-
���), �����	
 ����� ������� � �����-
������ ������������.

��������� �����
����� ��������� � 
�������� �›��� ������������� ����� 
�������� ����������	� ����������� 
�����	, ����������	� � ��� ����� �� 
���	����� ����������� �������	� ��-
���������	� ������� ��� �����
���� 
���������.

�

����
��������

���������� �����	���	›� �		� ����		›� �������� 
��� ������� ����	��›  �����	   ������	� �	 ��

1 ��� ����� �������� �� ������, �������������� � ������ «
�������������� ��������
�����	 � ������ � 2022 ���� (
��������-
����� � ����������)» ��� ��������� �.�. ������� � ������ ������������.

2 ���������� �.�., ������� �.�., ��������� �.�. � ��. ������������� � ��
��������� ��������� ���������+����������� � ���-
��� ����� ������� ������������� �� ��������› � ������������ ������������� � �������� 1-� ����� ������� ��������� � ����-

����������� ��� ��������������� ���������: ��������� ��
������� ��
� II ������������ �����������	 OBERTON // ����������	 
��������	. � 2023. � 25(3). � �. 313�324. � DOI: 10.26442/18151434.2023.3.202463



  �

�������� ��������������� ���	
 
������� ���������fi � ��
�������� ��-
������� ��������, �����	
 �� ���� ��
-
����� ����� ��	����� ������������� 
��������. ����	
 �������� �������� 
����	� �����
���� ����������� ���-
������ ������fi ��������fi.

� ��������
 ������ ������������-
������ �������� �������� �	������� 
� ������ ������� ����
�� ��������-
�	� � �������� ������������	� ����-
����� �� �������� ������� �����, ��� 
��������� ������������ ������������� 
������������ ��������� � ������	� ��-
������.

� ���� �������� �������� ��������-
������� ������������� �� ���	
 ���-
����� � ���������fi. ������� �������� 
�������� ��
�������� �	����� � ����� 
������� ����������������� ��
�����, 

��� ���������	
 �����������
 ����-
���.  ����� � ����
��� �������� ���� 
������ ����
�� �������� �������� ��-
�������, �
�������� ������������	� 
� ������.

�������� ������ ���	
 �������� 
�����������
. ����������� ���	����� 
���������fi ����������� � ������� 
������-����������������� ������� 
������, � ����� �����	� � �›� �� ���� 
«›��� ��������������» ��������� 
������, ���� «›��� ��. �.�. ��������» 
��������� ������.

��� � ������ �������	 ��������, 
���������fi ����� �	��������� �� ���-
������� ������ �� �������� ������� 
����� � �� ���������� �� ������
 �����-
�������
 
���	. 

������������ ����� ������������-
�� �� ���������	� ������� �������� 

� �����-���������� � ���������
 
�������, �����	� ������������� �	-
����� ����������	� � ����������-
�	� ���������� GMP. ����� �����-
������� ����� �������� �� ������ 
������.

«  ������ �������� ��������� � 
�������� ��������, ������������ 
����� 
������ ��	������ � ��������-
��� ���������������. 

������� ��	��, ����� � ������ 
���� ��� ����������� ��������� 
�������������� ������������, � 

������ ������� ��	������ �����-
�� ���������������. ��� �������� 

���� ������� 
��-
�������� ��������-
���»,  �  ���� ����-
����, ����������� 
����
��� �›�
����.

���	�� ��	���� �������� �	����	�  �������� 
��� ������� �		�� �������	���� �����	�� 

��������������������������
���������
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  �����
 ������ � �������� ��	��� ���������� �������-
��� �� ����������������� ������������ �� � ������� �� 
������	, ����������� � ������ �������������	� ����-

������
 � ��������� ���� ����������. �������� ���������-
����� ��������� �������: �� ������� ������� ��������� 
������� ������ �� ���� � ������	 ���	, ���������� �����	� 
������� ��� ��������. � �������, ����� ������� ������ ������-
���� �� ����������	� ��� ������ ��������
 
����
 �������, 
��� ���������	.

����
� 1 
������� ���
� �
����� ������������ 
�������, �����-
������ �������������
�� ������������.

��
��
� ������ / ������������ ����:
�������� ���������� � 16 «����� ����������� ������ �� 

������ ������������, �

���������� � ��������», ������ V.3. 
«������-�����	� � ���������������� ������������» � ���-
�����, ���������� �������� � ����� �� ����������������� 
������������ ��������� ��
������� � ��������, �����-
�����
 ���������������� ������������:

- ������������;
- ��������	� ����	�;
- ������	
 �����;
- ���������	
 �����.

����
� 2 
������, ��� ���������� �������������
��� ���������-
��� ���	�� �����	��� ��
�� ����
�-�
������ � ����, 
����������� � ������ ���� ������� �������	���� ��-
�������� �� ���.   ����� �� �� ���	�� ���� �
������ 

���������� �� ��������������� � �  ������, ������� 
������, ������� ��	�������� �����	��
��, 
�������-
�����, 
������� ������, �� 
������ ����������� ��
�� � .

��
��
� ������ / ������������ ����:
�������� � �������� �/��� ����� �� ����������������� ��-

���������� ����� ��, �����	
 ����������� ������������, � 
��
������� � ��� ����������� ���������������.

���� � ������ ����������������� ������������ � �� ���-
������ ���������, �� � ������ �����	 �	�� �����������	 
�����	 ���� ��������������	� �����
.

� ��������� ��������������� ������ �� ���������� 
������ ���������:
�	 ����� ������ �	�� ���������;
�	 	������	 ������� � ��������� ������� ������;
�	 	���	���� ����� ������ ������������� ����� �������, ���-

�	 �	�� ����������� ��������������� �� ��� ������ ��-

������� ������-�����	��.

������
������
��

� ������������ � ����������� � 1 � �������� ��������-
��� � 
��������
 �����������
	 ������� ��� ����������-
�� ����������, ���. �������� ������ ����������� 
����-

__________________________________

1   ��������� �.�. ���������������� ������������. ��
� 
��������
 [�����������]. ������-������������ ����������� «������������ �������� � ����������� 
�����������
	 �������» � «�� ›�� 2023», ������. 24 ������ 2023.

���� ������ �� ��1  ��
�������� ��������� �  
� ��
������ �� �������������
��� ������������ 

��������� �������:

�
��

��
� 

1

� ������� 
����� ������������ ��
������

1.3.1 ����� �������������� �������������� 
��������� (����)

1.3.1.1  �������� ������ ��

1.3.3 ����� ��
���������������� ������������

�

«������������» �������  
�� ������ ���������� 
������� �	�� ������-
 ����›��. ����� 1

�������� �������� �� 3 ������ 2016 �. �  78 (���. ������� ������ ��� 
�� 29.05.2024 � 43) (����� � �������), ��������������� ����� ����������-
���� ��������� ������ �������� ������-�����
� (����� � ›�) � ����� 	������������� 
�������������� ��������� (��›�). ��� ������������� ›� ����	����� �������� ��� ����-
������������ ������������ � ������������ � ������� ����� ��������������� ��������
.



›��������� ������� � ���, ��� ���� �� �����-���� ���-
����� (������� ��������� ���, ��� ���������, �������� ����-
����
 � �������	� � �� ��������	) � �� ��������� ��
��-
�����, �� ���������� ��������������� ����� � �������� ��� 
�� ��������	
 � ���������� �� ����������������� �������-
����� (���������, ������, ������, � ����������� �� ����, � 
����� ���������� �� � ��� �����������).

����
� 3 
�� �������� 
������� �������� ��� ����������� ���-
������� ��������� (� ��� ����� ������� ��������, 
�
�� 
������� � 
�
�� ������� ����	��� ���������� 
����-
��� ��������).   �����
��� �� 
������� �������� ��
	� 
�����������.

��
��
� ������:
��������� �������
, �������������
 ���������������� 

����� ������	�� ���������� �� ����������� ���������� 
�������������� ���������, � ��������� � ������� ��������� 
��� ����������������� ������������ ��: ��������, ����� � 
������ ������ �� ����������������� ������������ ��.

������������ ����:
1. ���������� ������	� �������� �� ����������� �����-

����� �������������� ���������.
2. ��������� ������	 ��� ���������� ����������������� 

������������ ����� �������, ����	 ��� ������������ ���-
�������� ������ ��������� ���
 ��
�������, �������-
��
�� � ������	� ��������� �� ����������� ���������� 
�������������� ���������.

������	 ��������� �����	 �����	���� ��� ������	� ���-
����� �� ����������� ���������� �������������� �����-
����, ������������	� � �������� 1-4 ��. ���� ��
�������, 
���������� � �������� 5-6 ��, ����� ������ �������� ��� 
����������� � �

��������� ���������� �������������� 
���������, �� �� ����������� ��� ��������� ����� ������ 
�	�� ������� � ������ ����������������� ������������ ��. 
�� ���
 ������� �	����������� ��
������� ������ �	�� 
������
��������� ��� ������	� �������� ��� ����������� 
���������� ��������� � �������� � ��������, ����� � ����-
�� ������ �� ����������������� ������������ ��. � ����� 
������ �������� ������ ��������� ��������������
 ������.

�������	 �������������� ������	� ���������
 ��� ����-
������� ����������, �� ���������� �����������2:
�	 	� ���� ������� ������ ����;
�	 	� ���� ������� ������ ��;
�	 	� ���� ������������ �������� ��, � �����	� ��������� ��-


������� ��� ����������� ���������.
 �

����
� 4 
  ��
��� ��� ����������� ���������� �
������ �	����-
��� ���������� ������, 
������ ������������� ��
��� � .

��
��
� ������ / ������������ ����:

������������ 
���� ���������, �������� �� ��������	-
�� ��������.

��� ������� ������� � ������� ��������� ������ �	�� 
������������ ��������	
 �����, �� ������������ �������� 
���������� ��������� �����	 ������������ � ������ ��-
������� ������ � ��������. ���������� ����������� ������ 
� ��������� ������ ��� �������� ������������ ���������� 
����������������� ������������.

����
� 5 
�������� �����������, �����	������ �������� ����-
�� ›�� �� 03.11.2016 � 88 (� ��� ����� �����	���� � 12, 
�. 7.2.1.), «
������� ������ ������������, ��� 90 ��������� 
��������� �������� ��� ���	�� ���� �������� ����� 
��������, � 90 ��������� �� ��� ���	�� ���� �������� 
������ ����������». �������������
�� ������������ 
��
��� �  ���� ��������� � ���������� ������
� ����-

� ��� �����������. 
��������, �������
� 7 � 8 ������� ����� ������� ������ 
������������ �� ����� ����� �� ������� �� 9 � 6 �������-
������� (������� 2.1 � �� 	� �����, �������� ������� 2.2, 
��� ������ ����������). 8 �� 10 �������
�� ����� �� ��-
��� ����������, ��� �� ������������� 
�������� ������ 
(�������� �����������, ������� 9 �������
�� �� 10 ���	-
�� ����� ����������). ��
�� �������, �������������� 
�  �������	�� �������� ������� ��������� ��������-
�����
�� ������������.

��
��
� ������ / ������������ ����:
� ������������ �� ����������
 ��������
 ���������� 

����������������� ������������ �� � �����	� ������� (���-
������� 14 �  ���������� � ���������� �� ������������ 
���������� �����������	� ���������� � ����
 ���������-
����� �����������	� ���������� ��� ������������ �����-
�����, ����������	� �������� ������ ��� �� 03.11.2016 �. 
� 88), ��������� ������������ ��������� ��������	�, ���� 
90% �������	� ������	� ��� �	�� �������	 ��
�� ������-
����� ��
������� � ������-�����	�� � 90% �� ��� �	�� 
�������	 ������ ��
�������. � ������ ���� �����, ������ 
�� �����	� ������� �� 10 ����������, ����������, ����	 ��-

������� � ������-�����	�� �	�� ��
���� � ������ 16 �� 
20 ����������.

��� ����, �������� �. 4  ��������
 � ���������� �� ����-
�������� ���������� �����������	� ���������� � ����
 
�������������� �����������	� ���������� ��� �������-
����� ����������, ����������	� �������� ������ ��� �� 
03.11.2016 �. � 88, ���������� � 16 «����� ����������� 
������ �� ������ ������������, �

���������� � ��������», 
������ V.3. «������-�����	� � ���������������� �������-
�����» ������, �������� ������ �����	 �	�� ���������	 

��������������������������
���������


	���
	����	��	������	������
	�

__________________________________

2   �������� ��� ��.

  �



������
������
��

��

�� ������� �������, ���������	 �� ����� �	�� �������	 � 
����� �� ����������������� ������������. ��� ������, ��� 
��
������� �� ������� ������� �	�� ��
���� � ������ 16 
�� 20 ����������

���� �� ����������� ����������������� ������������ �� 
�����	 �� ����	
 �� �������� �� ��
�������, ���������
 � 
��, �	�� ��
���	 � �����	 16 �� 20 ����������, �� ��������-
�	 �	���������	� �������� ������.  ���� �������, ������-
���	 ����������������� ������������ �� ����� �	�� ������-
�	 �����������	��.

����
� 6 
  ���
�� �� �� �������� �������� ����� �� ������������ 
������������ �����	���� � ������� ����
�-�
������.
�� ���������, ������ ���������� �� ����� / �� ����� 
����������, ���� �� ���������� ������������� �� 
�
�����.

��
��
� ������:
1. �������, ������������� �� ���������	 ������������ 

����������������� ������������ ��������� ������������, 
�������	� � ���������� 14 �  ���������� � ���������� 
�� ������������ ���������� �����������	� ���������� � 
����
 �������������� �����������	� ���������� ��� ����-
�������� ����������, ����������	� �������� ������ ��� 
�� 03.11.2016 �. � 88.

2. �������, �	�� �� �������� �������� ����� �� ���������-
��� ������������ ���������� � ����
�� ��.

3. �������, �������� �� ������ �������� ����� ������	� 
��������� � ���������, ��� ����������� ������������ ���-
�� �� �����������	� � ������	�.

4. ���� �������� ����� �� ������������ ������������ ��-
�������� � ����
�� �� �� �������� ������	� ��������
 � 
��������
, ��� ����������� ������������ ����� �� �����-
������	� � ������	�, ��� ��������� �� ����� �	�� �����	 
�� ������� ��������� ���������	� ���������
 (������	 
�� �������� ��������
 � �������� ��, ��������� �������-
��� � �.�.), �� ��������� ��� ������������ �����-���� ��� �� 
���������� �������������, � �.�. ������������� ��, �����-
������.

5. �������, �������� �� �	����������� ��
������� � 
������ �/��� ������ ������ �� ����������������� �������-
����� ��. ��� �� ���������� ��������������� ����� �/��� 
������ ������ �� ����������������� ������������, �����-
������� ���������	� ��������	 � ����� �� ������.

6. �������� ����������� ���������� ������������� 
��������� ��� ������������ �����-���� ��� �� �������-
��� �������������, � �.�. ������������� ��, � ������ �� 
������ ������� �	���������	� ��������	, � ����� ���-
�������, ��� �������� ����������������� ������������ 
������������� ����������
 �������� ���������� ����-
������������� ������������ ������-�����	�� � �����	� 

�������, �������������
 � ���������� 14 �  ���������� 
� ���������� �� ������������ ���������� ����������-
�	� ���������� � ����
 �������������� �����������	� 
���������� ��� ������������ ����������, ����������	� 
�������� ������ ��� �� 03.11.2016 �. � 88.

������������ ����:
1. � ������ �������� �������� ����������	� �����	 � ��-

������ ����� �� ������������ ������������ ���������� � 
����
�� ��.

2. ��������� ������ ����������	� ������� � ����� �	-
������� 
�������, �������������� ��������� ��
����-
��� � ��. 

����� ������� ����� ��������� ����������	� �����	 � ��-
������ ����� �� ������� ������	� ��������
 ������������ 
���������� � ����
�� �� � ��������
.

3. ���� �������� ����� �� ������������ ������������ ��-
�������� � ����
�� �� �� �������� ������	� ��������
 
� ��������
, ��� ����������� ������������ ����� ��-
����-�����	� �����������	� � ������	�, ��� ��������� 
�� ����� �	�� �����	 �� ������� ��������� ���������	� 
���������
 (������	 �� �������� ��������
 � �������� 
��, ��������� ���������� � �.�.), �� ��������� ��� �������-
����� �����-���� ��� �� ���������� �������������, � �.�. 
������������� ��, �����������. � ����� ������ ����� ����-
������ � ��������� �����.

� ��������� ������, ���������� ����������� ���	 �� 
���������� �������������, ��������, ����� �������� ��-
������
 � ��. � ���� ������ ���������� ��������������� 
����� �� � ��������� �������������� ����	 ������������-
����� ������������.

4. �������� ���������	 ������� �������
 ����� �� ��-
���������� � �������� ������� � ������������� �����-
��� ��� �� ���������� ������������� (��� ����������-
���) � ������ �/��� ������ ������ �� ����������������� 
������������.

��
�������
›������, ��� �������������� � ������ ��
������� ��-

��� ������� ��� ���������� �/��� �������� ���������� �� 
����������� ����������������� ������������ �� (� ������, 
���� ���������������� ������������ ������ �� ����������) 
� ������� �������������� �����-�������	� ������	 ��� 
������� �������������	� ����������
.

�����	� �����!   

������ ������ 
�������� ������ ������� 
«������������ ������������». 
������ ��������	 ������� 
�������	 �� ��
��.






















































































































































